Zatacznik B.170.

LECZENIE DOROSLYCH PACJENTOW Z POLINEUROPATIA W I LUB II STADIUM ZAAWANSOWANIA
W PRZEBIEGU DZIEDZICZNEJ AMYLOIDOZY TRANSTYRETYNOWEJ (ICD-10: E85.1)

ZAKRES SWIADCZENIA GWARANTOWANEGO

. SCHEMAT DAWKOWANIA LEKOW BADANIA DIAGNOSTYCZNE WYKONYWANE
SWIADCZENIOBIORCY
W PROGRAMIE W RAMACH PROGRAMU
Kwalifikacji $wiadczeniobiorcow do terapii dokonuje Zespot | 1. Dawkowanie 1. Badania przy kwalifikacji
Koordynujacy ds. Leczenia Rzadkich Chorob Neurologicz.nych, Zalecana i jednocze$nie maksymalna dawka wutrisyranu 1) badanie podmiotowe oraz przedmiotowe;
powotywany przez Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia. to 25 mg podawane podskérnie co 3 miesiace. 2) sekwencjonowanic genu transtyretyny (TTR) — w
Kwalifikacja do programu oraz weryfikacja skutecznosci | 3, Modyfikacja dawkowania przypadku braku wyniku badania w dokumentacji
lt?czenla po .12 miesigcach, a n ?St@pme CO.6 mles.1¢c§/ odbywa Sposdb podawania, zmniejszenie dawki oraz ewentualne medycznej;
S1e, W o?a;:lu © O,Ce_m sttanu khnl(.:ztnego. .SW1adczen10b10rcy OrZ | czasowe wstrzymania leczenia lub wydtuzenia odstgpu 3) potwierdzenie rozpoznania polineuropatii i ocena stopnia
oceng eleklywnoscl zasfosowane) teraptl. pomiedzy kolejnymi dawkami prowadzone zgodnie z jej zaawansowania poprzez nast¢pujace badania:
Wiprogramielinansnjetselleszonics aktualng ChPL. a) badanie neurologiczne z oceng sily mie$niowe;j,
1) wutrisyranem odruchéw  $ciggnistych, czucia dotyku, bdlu,
zgodnie ze wskazanymi w opisie programu warunkami i temperatury, ulozenia i wibracji za pomoca skali NIS —
teriami. Neuropathy Impairment Score;
pathy Imp

b) badanie = przewodnictwa  nerwowego  nerwow
1. Kryteria kwalifikacji ruchowych i czuciowych 4-konczynowo;

1) wiek 18 lat i wigcej; c)ocena czynnosci ukladu  autonomicznego @z
wykorzystaniem kwestionariusza CADT (Compound

2) rozpoznanie amyloidozy transtyretynowej (ATTR); Aut ic Dysfunction Test)
utonomic Dysfunction Test);

3) posta¢ dziedziczna ATTR potwierdzona wynikiem

. d) ocena obecnosci i nasilenia bolu neuropatycznego za
badania genetycznego;

pomoca skali wzrokowo-analogowej (0-10) VAS -

4) stwierdzona polineuropatia stadium I lub II wg klasyfikacji Visual Analogue Scale;

Coutinho (stadium I — pacjent chodzacy samodzielnie z .
e) 10-metrowy test marszowy lub test 6-minutowego

objawami polineuropatii; stadium II — pacjent chodzacy z T ) f
chodu — w zalezno$ci od stopnia zaawansowania



beata
Podświetlony


jedno- lub obustronnym podparciem 2z objawami
polineuropatii), jako skutek ATTR;

5) nieobecnos¢ zaawansowanej kardiomiopatii (klasa NYHA
3 lub 4);

6) wykluczenie wystepowania innej postaci amyloidozy;

7) adekwatna wydolno$¢ narzadowa okreslona na podstawie
wynikoéw badan laboratoryjnych krwi zgodnie z zapisami
aktualnej Charakterystyki Produktu Leczniczego (ChPL);

8) nicobecnos¢  istotnych  schorzen  wspotistniejacych
stanowiagcych przeciwskazanie do terapii stwierdzonych
przez lekarza prowadzacego, w tym zaawansowanych
chorob lub uszkodzen narzadow skutkujacych ztym
rokowaniem;

9) brak przeciwwskazan do stosowania leku zgodnie z
aktualng ChPL;

10) wykluczenie okresu cigzy lub karmienia piersig.
Powyzsze kryteria kwalifikacji musza by¢ spetnione tacznie.

Ponadto do programu lekowego kwalifikowani sg réwniez
pacjenci wymagajacy kontynuacji leczenia, ktoérzy byli leczeni
substancja czynng finansowang w programie lekowym w ramach
innego sposobu finansowania terapii (za wyjatkiem trwajacych
badan klinicznych tego leku), pod warunkiem, ze w chwili
rozpoczgcia leczenia spehiali kryteria kwalifikacji do programu
lekowego.

Do programu wlacza si¢, bez koniecznosci ponownej
kwalifikacji, w celu zapewnienia kontynuacji terapii pacjentki
wylaczone z programu w zwiazku z ciaza, ktore w momencie
wylaczenia spetiaty pozostale kryteria przedtuzenia leczenia.

2. Okreslenie czasu leczenia w programie

choroby;

f) okreslenie stadium polineuropatii wg klasyfikacji
Coutinho;

4) badanie scyntygraficzne serca z zastosowaniem
radioizotopu 99mTc-DPD lub 99mTc-PYP lub 99mTc-
HMDP (mozliwe wykorzystanie wyniku badania z
dokumentacji medycznej pacjenta) lub USG serca —
wybdr badania do decyzji lekarza prowadzacego;

5) okreslenie klasy NYHA;

6) konsultacja kardiologiczna wykonana w ciaggu miesigca
przed kwalifikacja oceniajaca obecnos¢ kardiomiopatii w
przebiegu ATTRv (na podstawie badania z pkt 4) oraz
stopien jej zaawansowania (okreslenie klasy NYHA);

7) badania laboratoryjne krwi/ surowicy: morfologia krwi z
rozmazem; uktad krzepnigcia: APTT, INR; AST, ALT,
TSH, bilirubina, mocznik, kreatynina, eGFR, glukoza,
biatko catkowite, albumina, prealbumina;

8) badanie moczu: ogodlne, ocena albuminurii i proteinurii;

9) konsultacja nefrologiczna - opcjonalnie;

10) pomiar wskaznika mBMI (modified body mass index);

11) stezenie witaminy A w surowicy krwi (badanie
wykonane w ciggu ostatnich 3 miesiecy);

12) konsultacja okulistyczna ukierunkowana na zmiany
zwiazane z ATTRv 1 powiklaniami okulistycznymi
niedoboru witaminy A;

13) hemoglobina glikowana;

14) diagnostyka  biatkka ~ monoklonalnego (metoda
immunofiksacji) w surowicy i w moczu oraz wolne
fancuchy lekkie w surowicy krwi (FLC);

15) stezenie wit. B12 w surowicy.




Leczenie trwa do czasu podjgcia przez lekarza prowadzacego lub
Zespot Koordynujacy decyzji o wylaczeniu §wiadczeniobiorcy z
programu zgodnie z kryteriami wylaczenia.

Znaczna progresja choroby pomimo leczenia wutrisyranem,
definiowana jako progresja polineuropatii do stadium III wg
klasyfikacji Coutinho (pacjent nie chodzi samodzielnie) Iub
progresja objawow kardiomiopatii do klasy NYHA III lub IV,
wymaga jednoglos$nej zgody lekarza prowadzacego oraz
Zespotu Koordynacyjego co do zasadnosci kontynuacji terapii.

3. Kryteria wylaczenia

1) nieskuteczno$¢  terapii  stwierdzona na  wizycie
monitorujacej leczenie po 12 miesigcach leczenia
definiowana jako progresja polineuropatii do stadium III
wg klasyfikacji Coutinho;

2) znaczna progresja choroby pomimo podj¢tego leczenia
(zgodnie z definicja przyjeta w pkt 2. Okreslenie czasu
leczenia w programie), gdy w opinii lekarza prowadzacego
oraz Zespotu Koordynacyjnego nie ma zasadnosci do
kontynuacji terapii;

3) wystapienie choréb lub stanow, ktore wedlug oceny
lekarza prowadzacego uniemozliwiaja dalsze prowadzenie
leczenia;

4) wystgpienie objawow nadwrazliwosci na ktorykolwiek ze
stosowanych lekow Iub na ktorgkolwiek substancje
pomocniczg leku, uniemozliwiajacych kontynuacje
leczenia;

5) wystgpienie nieakceptowalnej lub zagrazajacej zyciu
toksyczno$ci, pomimo  zastosowania adekwatnego
postgpowania;

6) okres cigzy lub karmienia piersia;

2. Monitorowanie leczenia:

1) ocena stopnia zaawansowania polineuropatii poprzez
nastepujace oceny:

a) badanie neurologiczne z oceng sity mig$niowej,
odruchow $ciegnistych, czucia dotyku, bolu,
temperatury, ulozenia i wibracji za pomocg skali NIS
— Neuropathy Impairment Score;

b) ocena czynno$ci uktadu autonomicznego z
wykorzystaniem kwestionariusza CADT (Compound
Autonomic Dysfunction Test);

¢) badanie przewodnictwa nerwowego nerwow
ruchowych i czuciowych 4-konczynowo;

d) ocena obecno$ci i nasilenia bdlu neuropatycznego za
pomoca skali wzrokowo-analogowej (0-10) VAS -
Visual Analogue Scale;

e) 10-metrowy test marszowy lub test 6-minutowego
chodu — w zalezno$ci od stopnia zaawansowania
choroby;

f) okreslenie stadium polineuropatii wg klasyfikacji
Coutinho;

2) konsultacja kardiologiczna — z okre$§leniem klasy NYHA
— wykonana w ciaggu miesiagca przed wizyta
monitorujaca;

3) badania laboratoryjne krwi/surowicy: morfologia krwi z
rozmazem; uktad krzepnigcia: APTT, INR; AST, ALT,
bilirubina, mocznik, kreatynina, eGFR, glukoza, biatko
catkowite, albumina, prealbumina;

4) badanie moczu: ogdlne, ocena albuminurii i proteinurii;

5) konsultacja nefrologiczna - opcjonalnie;




7) brak wspolpracy lub nieprzestrzeganie zalecen lekarskich,
w tym dotyczacych okresowych badan kontrolnych
oceniajacych skuteczno$¢ i bezpieczenstwo leczenia, ze
strony $§wiadczeniobiorcy lub jego opickuna prawnego.

6) pomiar wskaznika mBMI (modified body mass index);
7) konsultacja okulistyczna ukierunkowana na zmiany
zwigzane z ATTRv i powiktaniami okulistycznymi
niedoboru witaminy A - opcjonalnie;
8) stezenie witaminy A — wynik do 1 miesigca.
Badania wykonuje si¢ co 6 miesi¢cy, za wyjatkiem badan pkt.
1c) oraz 8§ ktore wykonuje si¢ nie rzadziej niz co 12 miesigcy.

Weryfikacja skutecznosci leczenia przez Zespot
Koordynacyjny odbywa si¢ po 12 miesigcach terapii, a
nastgpnie co 6 miesigcy.

Zespot Koordynacyjny w celu monitorowania adekwatnej
odpowiedzi na leczenie w programie, na podstawie danych
gromadzonych w elektronicznym systemie monitorowania
programow lekowych, podsumowuje wyniki leczenia w
programie lekowym na koniec kazdego roku.

3. Monitorowanie programu

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

2) uzupehienie danych zawartych w elektronicznym
systemie  monitorowania  programéw  lekowych
dostgpnym  za  pomoca aplikacji  internetowej
udostepnionej przez OW NFZ, z czestotliwosciag zgodng z
opisem programu, oraz na zakonczenie leczenia w tym
przekazywanie danych dotyczacych wskaznikow oceny
skutecznos$ci  terapii:  stadium  polineuropatii  wg
klasyfikacji Coutinho, wynik w skali NIS, prealbumina
oraz klasa NYHA,

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 NFZ).




