Zatacznik nr 37

do Zarzadzenia Nr 59/2011/DGL Prezesa NFZ
z dnia 10 pazdziernika 2011 roku

Opis Swiadczenia

KWALIFIKACJA | WERYFIKACJA LECZENIA ENZYMATYCZNA TERAPIA ZASTEPCZA W LECZENIU

CHOROB ULTRARZADKICH
1. | Charakterystyka $wiadczenia
1.1 | nazwa $wiadczenia Kwalifikacja i weryfikacja leczenia pacjentéw przez Zespdt Koordynacyjny w programach
zwigzanych z finansowaniem substancji czynnych w chorobach rzadkich i ultrarzadkich.
1.2 | okreslenie i kody powigzanych | E-74.0 - Choroba spichrzeniowa glikogenu, choroba Pompego,
ze Swiadczeniem schorzen (wg | E 75 - Zaburzenia przemian sfingolipidéw i inne zaburzenia spichrzania lipidéw,
ICD 10) E-76.0 - Mukopolisacharydoza typu I, MPS |, choroba Hurlera,
E-76.1 - Mukopolisacharydoza typu I, MPS II, Zesp6t Huntera,
E-76.2 - Mukopolisacharydoza typu VI, MPS VI, Zespét: Maroteaux-Lamy,
1.3 | $wiadczenia skojarzone nie dotyczy
1.4 | czesto$¢ wystepowania Choroba rzadka — wystepuje z czestoscig < 5 przypadkow na 10 000
jednostki chorobowej lub Choroba ultra rzadka — wystepuje z czestoscig < 1 przypadku na 50 000
procedury medycznej
1.5 | kryteria kwalifikacji chorych Zespot Koordynacyjny dokonuje kwalifikacji chorych do uczestnictwa w terapeutycznym
wymagajacych udzielenia programie zdrowotnym w oparciu o opis przedmiotowego programu. Rozpoczecie terapii
$wiadczenia nastepuje wytacznie po pozytywnej kwalifikacji pacjenta do leczenia przez Zespdt
Koordynacyjny.
Kwalifikacja oraz weryfikacja skuteczno$ci leczenia odbywa sie w oparciu o:
1.  ocene stanu zdrowia pacjenta,
2. analize dokumentacji medycznej,
1.6 | Specyfikacja zasadniczych 89.00 - badanie i porada lekarska, konsultacja
procedur medycznych
wykonywanych w trakcie
udzielania $wiadczenia (wg ICD
9CM)
1.7 | zalecenia dotyczace dalszego | w przypadku pozytywnej kwalifikacji - wtaczenie do wiasciwego programu
postepowania (zalecane lub terapeutycznego
konieczne kolejne $wiadczenia)
1.8 | oczekiwane wyniki - zahamowanie postepu choroby
postepowania (efekt dziatania) |- poprawa stanu klinicznego
- poprawa funkcji motorycznych
- poprawa jako$ci zycia chorych
1.9 | ryzyka powikfan postepowania |Leki stosowane w ramach enzymatycznej terapii zastepczej w leczeniu choréb ultra
medycznego i czesto$¢ ich rzadkich obarczone sg zréznicowanym ryzykiem wystagpienia dziatan niepozadanych
wystepowania zwigzanych z zastosowaniem danej terapii — szczegotowe dane zawarte sg w stosownej
Charakterystyce Produktu Leczniczego. Enzymatyczna terapia zastepcza jest dostepna
od kilku lat, stad tez nie sg znane odlegte, czy tez inne, rzadko wystepujace powiktania
po zastosowaniu tej terapi.
2. |Warunki wykonania
2.1 | specyfikacja i liczba badan zostata okre$lona w opisach programéw
diagnostycznych, niezbednych
dla wykonania $wiadczenia
2.2 | zakres oczekiwanych informacji |- ograniczenie ilosci i ciezkosci powiktan u chorych
na podstawie wykonanych - poprawa funkcji motorycznych oraz sity migsni szkieletowych
badar diagnostycznych - zahamowanie postepu choroby
- poprawa jako$ci zycia chorych
2.3 | $redni czas udzielania zgodnie z kryteriami opisanymi w programach leczenia choréb ultra rzadkich
$wiadczenia
2.4 |sprzetiaparatura medyczna - program archiwizacji danych dotyczacych programéw terapeutycznych w systemie
komputerowym (system monitorowania programdéw terapeutycznych), wypetniany
przez lekarzy prowadzacych i przez Zespdt Koordynacyjny).
2.5 | warunki organizacyjne Osrodek bedacy realizatorem przedmiotowego $wiadczenia musi zapewni¢ warunki do




udzielania $wiadczen

realizacji nastepujacych zadan Zespotu Koordynacyjnego:

nadzorowanie zgtaszalnosci przez poszczegolne o$rodki chorych do leczenia,
nadzorowanie procesu rozpoczecia terapii pacjentow zakwalifikowanych do leczenia
zapewnienie niezakidconego, ciagtego przeptywu informacji pomiedzy osrodkami
prowadzacymi terapie i osrodkiem koordynujgcym, o skuteczno$ci prowadzonego
leczenia i ewentualnych dziataniach ubocznych;

nadzorowanie organizacji przyjmowania leku, zapewniajgcego dystrybucje leku
zgodng z potrzebami oérodkéw leczacych, jak i decyzjami Zespotu Koordynacyjnego
(szczelnos¢ systemu);

doswiadczenie w prowadzeniu programdw polityki zdrowotnej,

prowadzenie bazy danych wszystkich pacjentéw kwalifikowanych do leczenia oraz
archiwum, niezbednego dla potrzeb sprawozdawczosci i analiz.

26

kwalifikacje specjalistow

lekarze ze specjalizacjg w zakresie pediatrii, chordb wewnetrznych oraz lekarze z
innymi specjalizacjami niezbednymi do weryfikacji proceséw diagnozowania choréb
ultrarzadkich oraz ich terapii

2.7

umiejetnosci i doswiadczenie
zawodowe

lekarze ze specjalizacjg w zakresie pediatrii, chordb wewnetrznych oraz lekarze z
innymi specjalizacjami majacy wieloletnie doswiadczenie w diagnozowania chorob
ultrarzadkich oraz terapii tych chordb

2.8

zakres dziedzin medycyny
uprawnionych do wykonania
$wiadczenia

pediatria lub choroby wewnetrzne

3. | Skuteczno$¢ medyczna i ekonomiczna
3.1 | specyfikacja kosztow ok. 800 zt
$wiadczenia
3.2 | potwierdzenie skutecznosci - wydtuzenie okresu przezycia chorych
procedury medycznej z - zahamowanie postepu choroby — wydtuzenie czasu bez wspomagania oddechu lub
podaniem stopnia ufno&ci poprawa wydolno$ci wysitkowej organizmu
wyniku (korzy$ci uzyskane - poprawa stanu klinicznego chorych — do zdefiniowania przez Zespot
dzieki jej zastosowaniu — - ograniczenie ilosci i ciezko$ci powiktan choréb objetych terapig — do zdefiniowania
efektywnos$¢ medyczna) przez Zespot
- poprawa jakos$ci zycia objetych terapig chorych
4. |lstniejace wytyczne - wedlug aktualnie obowigzujacych standardéw i wytycznych w tym wytycznych

postepowania medycznego

ptatnikéw publicznych innych krajow




