ERRATA
do raportu nr: DIPOTM. 423.1.3.2025

Analiza weryfikacyjna: ,Wniosek o objecie refundacjg leku Oxlumo (lumasiranum) we wskazaniu: zgodnym z zapisami programu lekowego B.129.FM Leczenie
chorych na pierwotng hiperoksalurie typu 1 (ICD-10: E74.8)” - zlecenie nr 187/2025 w BIP Agencji.

Errata dotyczy btedu technicznego. Na str. 56-60 omytkowo wklejono nieprawidiowg tres¢ programu lekowego. Ponizej zamieszczono wiasciwg wersje, ktéra
powinna sie znalez¢ na str. 56-60. Zmiana nie wptywa na ogdlne wnioskowanie z AWA.

Tabela 1. Zapisy uzgodnionego programu lekowego

PL B.129.FM

ZAKRES SWIADCZENIA GWARANTOWANEGO

SWIADCZENIOBIORCY

MAKSYMALNE DAWKOWANIE LEKOW
| CZAS LECZENIA

BADANIA DIAGNOSTYCZNE WYKONYWANE
W RAMACH PROGRAMU

Kwalifikacji $wiadczeniobiorcow do terapii dokonuje Zespot
Koordynacyjny ds. kwalifikacji i weryfikacji leczenia chorych na
pierwotng hiperoksalurie typu 1 powotywany 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.

W ramach programu lekowego udostepnia sie terapie:
1) lumazyranem sodowym
zgodnie ze wskazanymi w opisie programu warunkami i kryteriami.

1. Kryteria kwalifikacji

1) potwierdzenie pierwotnej hiperoksalurii typu 1 (PH1) badaniem
molekularnym;

2) przewlekta choroba nerek w stadium I-V;

3) srednie dobowe wydalanie szczawianéw z moczem =0,70 mmol
/1,73 m?/24h;

4) brak efektywnosci terapii witaming B6 (pirydoksyna) rozumiane;j
jako redukcja dobowego wydalania szczawianéw z moczem =
30% w okresie co najmniej 3- miesigcznym;

5) brak przeszczepienia watroby w wywiadzie;

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

7) brak przeciwskazan do stosowania leku zgodnie z aktualng
Charakterystykg Produktu Leczniczego (ChPL);

8) pisemna $wiadoma zgoda pacjenta na leczenie; w przypadku
pacjentow ponizej 18. roku zycia — zgoda opiekuna prawnego.

1. Dawkowanie

Stosowanie lumazyranu sodowego obejmuje  dawki
nasycajgce podawane raz w miesigc u przez 3 miesigce,
a nastepnie dawki podtrzymujgce podawane po miesigcu od
ostatniej dawki nasycajgcej, zalezne od masy ciata:

1) masa ciata ponizej 10 kg:

— dawka nasycajgca 6 mg / kg m.c.,

— dawka podtrzymujgca 3 mg / kg m.c . raz w miesigcu;
2) masa ciata od 10 kg do mniej niz 20 kg:

— dawka nasycajgca 6 mg / kg m.c.,

— dawka podtrzymujaca 6 mg / kg m.c . raz na 3 miesiace;
3) masa ciata 20 kg i wiecej:

— dawka nasycajgca 3 mg / kg m.c.,

Szczegoétowe warunki stosowania sg opisane w ChPL.

1. Badania przy kwalifikacji
1) wynik

2)

3)
4)

5)

ro.

pomiar wzrostu i masy ciata;

te

ocena laboratoryjna:

USG uktadu moczowego.

badania
zpoznanie PH1;

genetycznego potwierdzajgcego

st cigzowy dla kobiet w wieku rozrodczym;

Srednia z co najmniej dwukrotnej oceny dobowego
wydalania szczawianéw z moczem (mmol /1,73
m2/24h),

morfologia krwi,

poziom kreatyniny w surowicy z oceng eGFR (formuta
MDRD dla dorostych lub wg Schwartz’a dla dzieci),
poziom mocznika w surowicy,

poziom kwasu moczowego W surowicy,

poziom biatka catkowitego w surowicy,

poziom albumin w surowicy,

aktywno$¢ aminotransferazy  alaninowej  (ALT)
W surowicy,
aktywnos$¢ transaminazy asparaginianowej (AST)
W surowicy,

aktywnos¢ fosfatazy zasadowej (ALP) w surowicy,
poziom bilirubiny catkowitej w surowicy,

poziom elektrolitbw w surowicy (séd, potas, wapn,
fosforany, chlorki),

ocena uktadu krzepniecia (czas protrombinowy, czas
czesciowej tromboplastyny po aktywacji- APTT,
miedzynarodowy wspétczynnik znormalizowany- INR),
gazometria krwi zylnej,

badanie ogdlne moczu u pacjentéw z zachowang
diurezg;
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Kryteria kwalifikacji muszg by¢ spetnione tgcznie.

Ponadto do programu lekowego kwalifikowani sg réwniez pacjenci,
ktorzy byli leczeni w ramach innego sposobu finansowania terapii, za
wyjatkiem trwajgcych badan klinicznych tego leku, pod warunkiem, ze
w chwili rozpoczecia leczenia spetiali kryteria kwalifikacji do
programu lekowego.

Do programu wigczane sg pacjentki, bez koniecznosci ponownej
kwalifikacji po zweryfikowaniu ich ogélnego stanu zdrowia
umozliwiajgcego leczenie w programie, ktére zostaty wytgczone
wczesniej z programu w zwigzku z cigzg albo laktacjg i ktére w
momencie wytgczenia spetniaty pozostate kryteria przedtuzenia
leczenia.

2. Okreslenie czasu leczenia w programie
Leczenie trwa do czasu podjecia przez Zespot Koordynacyjny lub
lekarza prowadzacego decyzji o wylgczeniu Swiadczeniobiorcy
z programu, zgodnie z kryteriami wytgczenia.

3. Kryteria wylaczenia z programu

1) brak skutecznosci leczenia stwierdzony przez Zespot
Koordynacyjny rozumiany jako brak redukcji wydalania
szczawiandw z moczem >30% w okresie pierwszych 6 miesiecy
leczenia, w poréwnaniu do wartosci wyj$ciowych;

2) wystgpienie nadwrazliwosci na lek lub substancje pomocniczg
uniemozliwiajgce kontynuacje leczenia;

3) obecnos¢ chordb lub stanéw klinicznych, ktére w ocenie lekarza
prowadzacego lub Zespotu Koordynujgcego moga uniemozliwi¢
poprawe stanu zdrowia $wiadczeniobiorcy;

4) okres cigzy lub karmienia piersig, gdy w opinii lekarza
prowadzgcego ryzyko zwigzane z leczeniem przewyzsza
potencjalne korzysci kliniczne;

5) brak wspdipracy lub nieprzestrzeganie zalecen lekarskich, w
tym zwilaszcza dotyczacych okresowych badan kontrolnych
oceniajgcych skutecznos¢ i bezpieczenstwo leczenia ze strony
Swiadczeniobiorcy lub jego prawnych opiekundw.

2. Monitorowanie leczenia

Badania wykonuje si¢ co 3 miesigce:
1) pomiar wzrostu (pacjenci pediatryczni) i masy ciata;
2) ocena laboratoryjna:

a) srednia z co najmniej dwukrotnej oceny dobowego
wydalania szczawianéw z moczem (mmol /1,73
m2/24h),

b) morfologia krwi,

c) poziom kreatyniny w surowicy z oceng eGFR (formuta
MDRD dla dorostych lub wg Schwartz’a dla dzieci),

d) poziom mocznika w surowicy,

e) poziom kwasu moczowego w Surowicy,

f) poziom biatka catkowitego w surowicy,

g) poziom albumin w surowicy,

h) aktywnosc
W surowicy,

i) aktywnos$¢ transaminazy asparaginianowej (AST)
W surowicy,

j) aktywnos¢ fosfatazy zasadowej (ALP) w surowicy,

k) poziom bilirubiny catkowitej w surowicy,

1) poziom elektrolitéw w surowicy (séd, potas, wapn,
fosforany, chlorki),

m) ocena uktadu krzepniecia (czas protrombinowy, czas
czesciowej tromboplastyny po aktywacji- APTT,
miedzynarodowy wspétczynnik znormalizowany- INR),

n) gazometria krwi zylnej,

0) badanie ogdlne moczu u pacjentow z zachowang
diureza;

3) USG uktadu moczowego.
Weryfikacja skutecznosci leczenia odbywa sie co 6 miesiecy, w
oparciu o w/w kryteria oraz ocene stanu klinicznego pacjenta
dokonywang przez Zespoét Koordynacyjny.

aminotransferazy  alaninowej (ALT)

3. Monitorowanie programu

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

2) uzupelnienie danych zawartych w elektronicznym systemie
monitorowania programoéw lekowych, dostepnym za
pomoca aplikacji internetowej udostepnionej przez OW
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NFZ, z czestotliwoscig zgodng z opisem programu oraz na

zakonczenie leczenia, w tym przekazywanie danych

dotyczgcych wskaznikow skutecznosci terapii:

a) procentowa zmiana dobowego wydalania
szczawianow z moczem (mmol/1,73m2/24h),

b) zmiana funkcji nerek za pomoca oceny wspotczynnika
eGFR.

przekazywanie informacji sprawozdawczo-rozliczeniowych

do NFZ: informacje przekazuje sie do NFZ w formie

papierowej lub w formie elektronicznej, zgodnie

z wymaganiami opublikowanymi przez NFZ.




