Zatacznik B.142.

LECZENIE DOROSLYCH PACJENTOW Z ZESPOLAMI MIELODYSPLASTYCZNYMI Z TOWARZYSZACA
NIEDOKRWISTOSCIA ZALEZNA OD TRANSFUZJI (ICD-10: D46.0, D46.1)

ZAKRES SWIADCZENIA GWARANTOWANEGO

SWIADCZENIOBIORCY

SCHEMAT DAWKOWANIA LEKOW
W PROGRAMIE

BADANIA DIAGNOSTYCZNE WYKONYWANE
W RAMACH PROGRAMU

W  ramach programu lekowego zespotami
mielodysplastycznymi z towarzyszaca niedokrwisto$cig zalezng od
transfuzji udostepnia si¢ terapi¢ luspaterceptem, w pierwszej linii
leczenia lub kolejnych liniach leczenia (po niedostatecznej
odpowiedzi na leczenie lekami stymulujacymi erytropoeze), zgodnie

ze wskazanymi w opisie programu warunkami i kryteriami.

pacjentom z

1. Kryteria kwalifikacji

1) wiek 18 lat i powyzej;

2) stan sprawnosci 0-2 wedtug skali ECOG;

3) zdiagnozowany  zespot mielodysplastyczny  (ang.
myelodysplastic syndromes, MDS) o bardzo niskim, niskim lub
posrednim ryzyku wg R-IPSS;

4) niedokrwisto$¢ zalezna od przetoczen (>3 jednostki kkcz w
ciggu 16 tygodni w co najmniej 2 epizodach przetoczen — w
okresie przed kwalifikacja do programu) w przebiegu MDS;

5) stezenie endogennej erytropoetyny (eEPO) <500 mU/ml
— nie dotyczy MDS z syderoblastami pierscieniowatymi (MDS-
RS  definiowane jest przy >15%  syderoblastow
pierscieniowatych lub >5% syderoblastow pierscieniowatych w
przypadku obecnosci mutacji SF3B1);

1. Dawkowanie leku
1. 1. luspatercept
Kazdy cykl trwa 21 dni (3 tygodnie).

Luspatercept: Zalecana dawka poczatkowa
luspaterceptu to 1,0 mg/kg m.c. raz na 3 tygodnie.
W przypadku pacjentéw, ktorzy nie sa niezalezni
od transfuzji czerwonych krwinek po podaniu co
najmniej 2 kolejnych dawek w dawce
poczatkowej wynoszacej 1,0 mg/kg m.c., dawka
powinna zosta¢ zwiekszona do 1,33 mg/kg m.c.
Jesli pacjenci nie sa niezalezni od transfuzji
czerwonych krwinek po podaniu co najmniej 2
kolejnych dawek wynoszacych 1,33 mg/kg m.c.,
dawka powinna zosta¢ zwickszona do 1,75 mg/kg
m.c.

Zwickszanie dawki nie powinno nastgpowac
czesciej niz co 6 tygodni (2 podania) i nie
powinno przekracza¢ maksymalnej dawki
wynoszacej 1,75 mg/kg m.c. co 3 tygodnie.

2. Modyfikacja dawkowania leku

1. Badania przy kwalifikacji

1) morfologia krwi obwodowej z rozmazem;

2) oznaczenie stezenia endogennej erytropoetyny (eEPO);

3) ocena syderoblastow pierscieniowatych lub oznaczenie mutacji
SF3BI u chorych z  obecnoscia  syderoblastow
pierscieniowatych >5% 1 < 15% — dotyczy rozpoznania MDS z
syderoblastami pierscieniowatymi;

4) test ciazowy (u kobiet w wieku rozrodczym).
Badania powinny by¢ wykonane w ciggu nie wigcej niz 4 tygodni
poprzedzajacych rozpoczecie leczenia.

2. Monitorowanie bezpieczenstwa i skutecznosci leczenia

1) morfologia krwi obwodowej — wykonywana przed kazdym
podaniem luspaterceptu.

Ocena odpowiedzi na leczenie powinna by¢ przeprowadzana
zgodnie z aktualnymi rekomendacjami.

3. Monitorowanie programu

1) gromadzenie w dokumentacji medycznej pacjenta danych
dotyczacych monitorowania leczenia i kazdorazowe ich




6) brak przeciwwskazan do stosowania leku zgodnie z aktualng
Charakterystyka Produktu Leczniczego;

7) adekwatna wydolno$¢ narzgdowa okreslona na podstawie
wynikéw badan laboratoryjnych umozliwiajgca w opinii lekarza
prowadzacego bezpieczne rozpoczecie terapii;

8) nieobecnos¢ istotnych schorzen wspdtistniejacych lub stanow
klinicznych stanowigcych przeciwwskazanie do terapii
stwierdzonych przez lekarza prowadzacego w oparciu o
aktualng Charakterystyke Produktu Leczniczego;

9) wykluczenie cigzy i okresu karmienia piersia;
10) zgoda pacjenta na prowadzenie antykoncepcji zgodnie z
aktualng Charakterystyka Produktu Leczniczego;
11) nieobecnos¢ aktywnych, ciezkich zakazen.
Powyzsze kryteria kwalifikacji musza by¢ spetnione tacznie.

Ponadto do programu lekowego kwalifikowani sa rowniez pacjenci
wymagajacy kontynuacji leczenia, ktorzy byli leczeni substancja
czynna finansowang w programie lekowym w ramach innego sposobu
finansowania terapii (za wyjatkiem trwajacych badan klinicznych
tego leku), pod warunkiem, ze w chwili rozpoczgcia leczenia spetniali
kryteria kwalifikacji do programu lekowego.

2. OkreSlenie czasu leczenia w programie

Leczenie trwa do czasu podjecia przez lekarza prowadzacego decyzji
o wylaczeniu $wiadczeniobiorcy z programu, zgodnie z kryteriami
wylaczenia.

3. Kryteria wylaczenia z programu

1) progresja choroby podstawowej (MDS);

Szczegély  dotyczace sposobu  podawania,
ewentualnego czasowego wstrzymania leczenia
oraz ewentualnego zmniejszania dawki leku
zgodnie z aktualng Charakterystyka Produktu
Leczniczego leku.

przedstawianie na zadanie kontroler6w Narodowego Funduszu
Zdrowia;

2) uzupetnianie danych zawartych w elektronicznym systemie
monitorowania programéw lekowych dostepnym za pomoca
aplikacji internetowej udostepnionej przez OW NFZ, z
czestotliwoscia  zgodng z opisem programu oraz na
zakonczenie leczenia, w tym przekazywanie danych
dotyczacych wybranych wskaznikow skutecznos$ci terapii, dla
ktorych  jest mozliwe ich okreSlenie przez lekarza
prowadzacego dla indywidualnego pacjenta, sposrdod:

a) poprawa hematologiczna-erytroidalna (HI-E) — niezalezno$¢
od przetoczen kkcz w okresie > 8 tyg. w 16-24 tygodniowym
okresie obserwacji (dla chorych z matym obcigzeniem
transfuzjami — LTB),

b) wigksza odpowiedz HI-E — niezalezno$¢ od przetoczen kkcz
w okresie > 8 tyg. w 16-24 tygodniowym okresie obserwacji
(dla chorych z duzym obcigzeniem transfuzjami — HTB),

¢) mniejsza odpowiedz HI-E — zmniejszenie o co najmniej 50%
liczby przetoczonych jednostek kkcz przez okres minimum
8 tyg. w co najmniej 16-tygodniowym okresie obserwacji
wzgledem analogicznego okresu przed wiaczeniem pacjenta
do programu (dla chorych z duzym obcigzeniem
transfuzjami — HTB);

3) przekazywanie informacji sprawozdawczo-rozliczeniowych do
NFZ: informacje przekazuje si¢ do NFZ w formie papierowej
lub w formie -elektronicznej, zgodnie z wymaganiami
opublikowanymi przez NFZ.




2) brak odpowiedzi na leczenie ocenionej po 8 cyklach leczenia;
odpowiedz na leczenie definiuje si¢ jako spetnienie co najmniej
jednego z ponizszych kryteriow:

a) okres niezaleznosci od przetoczen kkcz > 8 tygodni —
kryterium dla chorych z matym (LTB) lub duzym
obcigzeniem transfuzjami (HTB),

b) zmniejszenie o co najmniej 50% liczby przetoczonych
jednostek kkcz przez okres minimum 8 tyg. w co najmniej
16-tygodniowym  okresie obserwacji ~ wzgledem
analogicznego okresu przed wilaczeniem pacjenta do
programu — kryterium dla chorych z duzym obciazeniem
transfuzjami (HTB);

3) wystapienie choréb lub stanoéw, ktore wedtug oceny lekarza
prowadzacego uniemozliwiajg dalsze prowadzenie leczenia;

4) wystapienie  nieakceptowalnej lub zagrazajacej zyciu
toksycznosci, pomimo zastosowania adekwatnego
postepowania;

5) wystgpienie objawow nadwrazliwosci na lek lub na

ktorgkolwiek substancje pomocniczg leku, uniemozliwiajacych
kontynuacje leczenia;

6) okres cigzy lub karmienia piersia;

7) brak wspotpracy lub nieprzestrzeganie zalecen lekarskich, w
tym dotyczacych okresowych badan kontrolnych oceniajacych
skuteczno$¢ 1 bezpieczenstwo leczenia, ze  strony
swiadczeniobiorcy lub jego opiekuna prawnego.




