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KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakres$lone kolorem zéitym stanowig informacje publiczne podlegajgce wytgczeniu ze wzgledu na tajemnice
przedsigbiorcy (nie dotyczy).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete o$wiadczeniem (nie dotyczy) o zakresie tajemnicy przedsiebiorcy.

Podstawa prawna wyfgczenia jawnos$ci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrze$nia 2001 r. o dostepie do informacji publicznej
(Dz. U. z 2022 r., p0z.902 ) w zw. z art. 11 ust. 2 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993 r. o zwalczaniu nieuczciwej konkurencji
(Dz. U. 2 2022 r., poz. 1233 z p6zn. zm.), art. 35 ust. 4a - 4b ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, Srodkéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 907)" i art. 35a
ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, Srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz
wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 907)?.

Organ dokonujgcy wytaczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji.

Podmiot, w interesie ktérego dokonano wyfgczenia jawnosci: nie dotyczy

Dane zakre$lone kolorem czerwonym stanowig informacje publiczne podlegajgce wytaczeniu ze wzgledu na prywatnos¢
osoby fizycznej.

Zakres wyfgczenia jawnosci: dane osobowe.

Podstawa prawna wylaczenia jawnosci: art. 5 ust.1 ustawy z dnia 6 wrzes$nia 2001 r. o dostepie do informacji publicznej
(Dz. U. z 2022 r., poz. 902) w zw. z rozporzgdzeniem Parlamentu Europejskiego i Rady (UE) 2016/679 z dnia 27 kwietnia
2016 r. w sprawie ochrony osob fizycznych w zwigzku z przetwarzaniem danych osobowych i w sprawie swobodnego
przeptywu takich danych oraz uchylenia dyrektywy 95/46/WE (ogdine rozporzgdzenie o ochronie danych) (Dz. U. UE.L.
z2016r.119.1).

Organ dokonujgcy wytaczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji.

Podmiot, w interesie ktorego dokonano wyfgczenia jawnosci: osoba fizyczna.

Dane zakre$lone kolorem czarnym stanowig informacje publiczne podlegajgce wytgczeniu ze wzgledu na tajemnice
przedsiebiorcy (nie dotyczy).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem (nie dotyczy) o zakresie tajemnicy przedsiebiorcy.

Podstawa prawna wylaczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrze$nia 2001 r. o dostepie do informacji publicznej
(Dz. U. z 2022 r., poz. 902) w zw. z art. 11 ust. 2 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993 r. o zwalczaniu nieuczciwej konkurencji
(Dz. U. z 2022 r., poz. 1233 z p6zn. zm.), art. 35 ust. 4a - 4b ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, srodkéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyroboéw medycznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 907)" i art. 35a
ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, Srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz
wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 907)?.

Organ dokonujgcy wytaczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji.

Podmiot, w interesie ktérego dokonano wyfgczenia jawnosci: nie dotyczy.

Dane zakres$lone kolorem szarym stanowig informacje publiczne podlegajgce wytgczeniu ze wzgledu na tajemnice
przedsigbiorcow (nie dotyczy).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem (nie dotyczy) o zakresie tajemnicy przedsigbiorcy.

Podstawa prawna wyfgczenia jawnosci: art. 5 wust. 2 wustawy z dnia 6 wrze$nia 2001r.
o dostepie do informacji publicznej (Dz. U. z 2022 r., poz.902) w zw. z art. 11 ust. 2 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993 r.
o zwalczaniu nieuczciwej konkurencji (Dz. U. z 2022 r., poz. 1233 z p6zn. zm.), art. 35 ust. 4a - 4b ustawy z dnia 12 maja
2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych
(Dz. U. z 2025 r., poz. 907)" i art. 35a ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, $rodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2025r., poz. 907)?.

Organ dokonujgcy wytaczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji.

Podmiot, w interesie ktérego dokonano wyfgczenia jawnosci: (nie dotyczy).

" podstawa prawna zakreslen danych objetych tajemnicg przedsiebiorcy bedgcego wnioskodawcg w rozumieniu ustawy z dnia
12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow
medycznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 907)

2 podstawa prawna zakreslen w analizie weryfikacyjnej Agencji danych objetych tajemnicg przedsigbiorcy bedgcego
wnioskodawcg w rozumieniu ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 907).



Wykaz wybranych skrétéw

Agencja / AOTMIT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikaciji

ChPL Charakterystyka Produktu Leczniczego

Cl Przedziat ufnosci

CKD Przewlekta choroba nerek (ang. Chronic Kidney Disease)

eGFR Wspdtezynnik filtracji ktebuszkowej (ang. estimated glomerular filtration rate)

ESRD Schytkowa niewydolnos¢ nerek (ang. End-Stage Renal Disease)

HSDS Odchylenie standardowe wzrostu (ang. height standard deviation score)

MD Srednia réznica (ang. mean dilerence)

PChN Przewlekta choroba nerek

PNN Przewlekta niewydolno$¢ nerek

PL Program lekowy

RCT Randomizowane badanie kliniczne (ang. randomized clinical trial)

rhGH Rekombinowany ludzki hormon wzrostu (ang. recombinant human growth hormone)

SDS Wyniki odchylenia standardowego (ang. standard deviation score)
Technologia medyczna w rozumieniu art. 5 pkt 42 b ustawy o swiadczeniach lub srodek spozywczy

Technologia specjalnego przeznaczenia zywieniowego lub wyréb medyczny w rozumieniu art. 2 pkt 21 i 28
ustawy o refundac;ji

Ustawa o refundacji Ustawa z qnig 12 maja 2011 r. o r’efundacji lekéw, Srodkoéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz.U. 2026 poz. 253)

Ustawa o Ustawa z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkow

swiadczeniach publicznych (Dz.U. 2025 poz. 1537, z p6zn. zm.)
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1. Podstawowe informacje o zleceniu

Data wptyniecia zlecenia do AOTMIT (RR-MM-DD) 3 marca 2026 r.
i znak pisma zlecajgcego PLR2.4504.39.2026.EL

Petna nazwa ocenianego problemu (z pisma zlecajgcego):

Ocena zasadno$ci wprowadzenia zmian w ramach programu lekowego B.38 ,Leczenie niskorostych dzieci z przewlektg
niewydolnoscig nerek (ICD-10 N18)”

Typ zlecenia: art. 31 n pkt 5 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej (Dz. U. z 2025 r. poz. 1461 z pézn. zm.) — realizacja
innych zadan zleconych przez ministra wtasciwego do spraw zdrowia

X zlecenie Ministra Zdrowia ztozone z urzedu

|— zlecenie Ministra Zdrowia na wniosek konsultanta krajowego z dziedziny medycyny odpowiednigj dla danego
Swiadczenia opieki zdrowotnej

zlecenie Ministra Zdrowia na wniosek stowarzyszenia bedgcego zgodnie z postanowieniami statutu
[ towarzystwem naukowym o zasiegu krajowym — za posrednictwem konsultanta krajowego z dziedziny
medycyny odpowiedniej dla danego $wiadczenia opieki zdrowotnej

M zlecenie Ministra Zdrowia na wniosek Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia

zlecenie Ministra Zdrowia na wniosek stowarzyszenia lub fundacji, ktérych celem statutowym jest ochrona
[ praw pacjenta — za posrednictwem konsultanta krajowego z dziedziny medycyny odpowiednigj dla danego
Swiadczenia opieki zdrowotnej

Oceniana technologia medyczna: somatotropina

Do finansowania we wskazaniu (choroba lub stan kliniczny wymienione w zleceniu):
e Leczenie niskorostych dzieci z przewlekig niewydolnoscig nerek (PNN) (ICD-10 N18)”




2. Przedmiot i historia zlecenia

2.1. Korespondencja w sprawie

Na podstawie art. 31n pkt 5 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r., o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze $Srodkoéw publicznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 1461 z pézn. zm.), pismem znak: PLR2.4504.39.2026.EL
(data wptywu do Agencji: 03.03.2026 r.), Minister Zdrowia przekazat Agencji Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji (AOTMIT) zlecenie dotyczgce przygotowania opinii oceniajacej zasadno$é wprowadzenia zmian
w programie lekowym:

o B.38 ,Leczenie niskorostych dzieci z przewlekig niewydolnoscig nerek (ICD-10 N18)”.

W zleceniu MZ zawarto prosbe o ocene zasadnos$ci wprowadzenia proponowanych modyfikacji, ze szczegdinym
uwzglednieniem potencjalnych zmian dotyczacych wzrostu populacji pacjentéw kwalifikujacych sie do programu
oraz szacowanego wptywu na budzet ptatnika publicznego.

W ramach niniejszego opracowania przedstawiono komentarz analitykoéw do proponowanych zmian w programie
lekowym, a takze proponowang zmiane zestawiono z odnalezionymi rekomendacjami klinicznymi i odnalezionymi
badaniami. Przedstawiono réwniez informacje dotyczgce liczebnosci analizowanej populacji i wptywu zmian
na budzet.

2.2. Zmiany w programie lekowym B.38

Ponizej przedstawiono zakres zmian w zatgczonym wraz ze zleceniem MZ proponowanym projekcie programu
lekowego B.38 ,Leczenie niskorostych dzieci z przewlektg niewydolnoscig nerek (ICD-10 N18)”. Opis projektu
programu lekowego oraz aktualnie obowigzujgcego programu lekowego przedstawiono w rozdziale 8. w ramach
zatgcznikdw do niniejszego opracowania, natomiast szczegdtowe zestawienie proponowanych zmian
w tabeli nr 1.

Zmiany ogdlne:

1. Zmodyfikowano kryteria kwalifikacji do programu, m.in. zmiana ,klirensu kreatyniny” na ,eGFR”;
w odniesieniu do okreslenia wysokosci ciata dziecka zmieniono parametr ,odchylenie standardowe
(SDS)” na centyle; zmieniono sposob okreslania wieku szkieletowego — zamiast odnoszenia sie do norm
Greulicha i Pyle, nalezy oceni¢, czy nasady kosci dtugich ulegty zarosnieciu. Ponadto, dodano kryterium
wigczajgce do leczenia w programie pacjentéw z PCHN w stadium 3-5 lub dializowanych ze wzrostem
< 10 centyla i tempem wzrastania < 25 centyla.

2. Wprowadzono mozliwos¢ zawieszania leczenia pacjenta w ramach programu i pdzniejsze wigczanie
go bez konieczno$ci przechodzenia ponownej procedury kwalifikacji do programu.

3. Zmodyfikowano kryteria wytgczenia z programu, m.in. ztagodzono kryterium dotyczgce obecnosci
zaburzen przemian weglowodanowych, zmieniajgc je na ,niewyréwnang cukrzyce”, a takze dodano
2 nowe kryteria: pseudo tumor cerebri i ztuszczenia nasady kosci udowe;j.

Zmodyfikowano badania wykonywane podczas kwalifikacji do programu.

Zmodyfikowano badania wykonywane w ramach monitorowania leczenia, pozostawiajgc bez zmian
czestotliwos¢é monitorowania, tj. co 30 dni w stadium 3-4 choroby, co 90, po 90 dniach i co 365 dni.

Wprowadzone zmiany majg charakter porzadkujacy, ujednolicajg zapisy i aktualizujg je wzgledem wytycznych
klinicznych i aktualnej praktyki, rozszerzajg zakres decyzji pozostawionych lekarzowi prowadzgcemu
lub Zespotowi Koordynacyjnemu.

W ponizszej tabeli zestawiono aktualne brzmienie programu lekowego B.38 z proponowanymi zmianami.
Czerwong czcionkg oznaczono aktualne zapisy, ktére miatyby ulec zmianie / usunieciu, natomiast zielong
czcionkg — proponowane nowe / zmienione zapisy.



Tabela 1. Zestawienie aktualnych i proponowanych zapisé6w w programie lekowym B.38 ,,Leczenie niskorostych dzieci z przewlekta niewydolnoscia nerek (PNN) (ICD-

10 N18)”
Czes¢ PL Aktualne zapisy Proponowane zapisy
Wstep Do programu kwalifikuje Zespdt Koordynacyjny ds. Stosowania Hormonu | Do programu kwalifikuje Zespoét Koordynacyjny ds. Stosowania Hormonu Wzrostu
Wzrostu powotywany przez Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia. powotywany przez Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia.

Do czasu aktualizacji aplikacji SMPT, dopuszcza sie udziat pacjenta w programie
na podstawie akceptacji Zespotu Koordynacyjnego ds. Stosowania Hormonu Wzrostu,
uzyskanej w inny sposob niz za posrednictwem aplikacji SMPT.

1. Kryteria 1) Klirens kreatyniny nizszy niz 75 ml/1,73m?/min.; 1) eGFR<75 rrjl/min/.1,73m2 o o

kwalifikacji 2) wysokosé ciata dziecka ponizej -1,88 odchylenia standardowego (SDS), | 2) Wysokos¢ ciata dziecka ponizej <3centyla dla pici i wieku metrykalnego

dla pfci i wieku metrykalnego lub tempo wzrastania SDS ponizej - 2.0;

3) opozniony wiek szkieletowy, ponizej 12,5 lat dla chtopcow i ponizej 11,5 lat
dla dziewczynek, wedtug norm Greulicha i Pyle;

4) wykluczenie innych przyczyn niskorostosci.

3) pacjenciz PCHN stadium 3-5 lub dializowani w wieku > 6 miesiecy zycia ze wzrostem
<10 centyla i tempem wzrastania <25centyla

4) wykluczenie innych przyczyn niskorostosci

5) niezarosniete nasady kosci dtugich (na podstawie wieku szkieletowego).

2. Okreslenie
czasu leczenia
w programie

Leczenie trwa do czasu podjecia przez Zespot Koordynacyjny ds. Stosowania
Hormonu Wazrostu Ilub lekarza prowadzacego decyzji o0 wylgczeniu
Swiadczeniobiorcy z programu, zgodnie z kryteriami wytgczenia.

Leczenie trwa do czasu podjecia przez Zespdt Koordynacyjny ds. Stosowania Hormonu
Wozrostu lub lekarza prowadzgcego decyzji o wylaczeniu $wiadczeniobiorcy z programu,
zgodnie z kryteriami wytgczenia.

Lekarz prowadzgcy moze podjg¢ decyzje o czasowym zawieszeniu w podawaniu leku
w przypadku wystgpienia ciezkiej nadczynnosci przytarczyc (PTH > 500pg/ml) i powrdt
do leczenia, gdy PTH < 300pg/ml). Chorzy, u ktérych czasowo przerwano leczenie,
beda ponownie wigczani do podawania leku bez koniecznosci ponownej kwalifikacji
przez Zespét Koordynujgcy.

Lekarz prowadzgcy moze podjg¢ decyzje o czasowym zawieszeniu w podawaniu leku
w przypadku osiggnigcia przez pacjenta prognozowanego wzrostu lub 75 centyla wzrostu;
Chorzy, u ktérych czasowo przerwano leczenie, bedg ponownie wigczani do podawania
leku bez koniecznosci ponownej kwalifikacji przez Zespdt Koordynujacy, gdy tempo
wzrastania ulegnie obnizeniu o 1 kanat centylowy.

3. Kryteria
wylaczenia

1) inna anizeli PNN przyczyna niskorostosci;

2) zaburzenia przemian weglowodanowych;

3) choroba nowotworowa,

4) niezadowalajacy efekt leczenia, tj. przyrost wysokosci ciata
Swiadczeniobiorcy leczonego hormonem wzrostu ponizej 3cm na rok
(nie dotyczy dziewczat z wiekiem kostnym powyzej 14 lat oraz chtopcow
z wiekiem kostnym powyzej 16 lat);

5) osiggniecie wieku kostnego powyzej 16 lat przez dziewczynke i powyzej
18 lat przez chtopca.

1) inna anizeli PCHN przyczyna niskorostosci;

2) niewyréwnana cukrzyca;

3) choroba nowotworowa,

4) niezadowalajgcy efekt leczenia, tj. przyrost wysokosci ciata $wiadczeniobiorcy
leczonego hormonem wzrostu ponizej 3cm na rok (nie dotyczy dziewczat z wiekiem
kostnym powyzej 14 lat oraz chtopcow z wiekiem kostnym powyzej 16 lat);

5) osiagniecie wieku kostnego powyzej 16 lat przez dziewczynke i powyzej 18 lat
przez chiopca;

6) pseudo tumor cerebri;

7) zluszczenia nasady kosci udowej.

1. Dawkowanie

Somatotropina podawana codziennie wieczorem w dawce: 0,33 mg-0,37 mg
(1,0-1,1 IU)/kg masy ciata/tydzien.

Somatotropina podawana codziennie wieczorem w dawce:
(1,0-1,1 IU)/kg masy ciata/tydzien.

0,33 mg-0,37 mg

1. Badania
przy kwalifikacji

1) pomiar stezenia IGF-1;
2) badania densytometryczne;
3) RTG stawdw biodrowych.

Badania wykonywane wedtug standardéw diagnozowania $wiadczeniobiorcéw
z przewlekig niewydolnoscig nerek.

Badania wykonywane wedilug standardéw diagnozowania $wiadczeniobiorcéw
z przewlekig chorobg nerek (kreatynina, mocznik, Ca, P, ALP, PTH, gazometria, 250HD3,
albuminy, biatko catkowite, glukoza, morfologia, lipidogram).

1) pomiar stezenia IGF-1;

2) hemoglobina glikowana Hb1Ac




3) stezenie TSH i fT4

4) badania densytometryczne;

5) RTG stawoéw biodrowych;

6) RTG s$rodrecza z blizszg przynasadg kosci przedramienia (do oceny wieku kostnego);
7) badanie dna oka;

8) ocena dojrzewania wg skali Tannera.

2. Monitorowanie
leczenia

2.1 Co 30 dni w 3 - 4 stadium choroby:

1) stezenie parathormonu (intact PTH);

2) fosfataza alkaliczna;

3) proteinogram;

4) stezenie glukozy we krwi;

5) stezenie kreatyniny;

6) stezenie mocznika;

7) jonogram w surowicy krwi (Na+, K+, Ca++, Ca zjonizowany+, P-);
8) morfologia krwi z rozmazem;

9) gazometria.

2.1 Co 30 dni w 3 - 4 stadium choroby:

1) stezenie parathormonu (intact PTH);

2) fosfataza alkaliczna;

3) biatko catkowite, albuminy;

4) stezenie glukozy na czczo;

5) stezenie kreatyniny;

6) stezenie mocznika;

7) jonogram w surowicy krwi (Na+, K+, Ca++, Ca, P-);
8) morfologia krwi z rozmazem;

9) gazometria.

2.2 Co 90 dni
1) u dzieci z wadami ukladu moczowo-ptciowego, u innych w zaleznosci
od potrzeb:

a) konsultacja urologiczna,
b) USG jamy brzusznej,
2) konsultacja dietetyka;
3) w 2 stadium choroby:
a) stezenie parathormonu (intact PTH),
b) fosfataza alkaliczna,
c) proteinogram,
d) stezenie glukozy we krwi,
e) stezenie kreatyniny,
f) stezenie mocznika,
g) jonogram w surowicy krwi (Na+, K+, Ca++, Ca zjonizowany+, P-),
h) morfologia krwi z rozmazem,
i) gazometria.

2.2 Co 90 dni

10) konsultacja dietetyka;

11) stezenie parathormonu (intact PTH),
12) fosfataza alkaliczna,

13) biatko catkowite, albuminy;

14) stezenie glukozy na czczo,

15) stezenie kreatyniny,

16) stezenie mocznika,

17) jonogram w surowicy krwi (Na+, K+, Ca++, Ca, P-),
18) morfologia krwi z rozmazem,

19) gazometria.

2.3 Po 90 dniach
1) stezenie IGF-1.

2.3 Po 90 dniach
20) stezenie IGF-1

2.9 Co 365 dni

1) stezenie triglicerydow;

2) stezenie catkowitego cholesterolu;

3) stezenie IGF-1;

4) RTG $rédrecza z blizszg przynasada kosci przedramienia (do oceny
wieku kostnego);

2.9 Co 365 dni
1) Lipidogram, stezenie IGF-1;
2) stezenie parathormonu (intact PTH)
) fosfataza alkaliczna
4) biatko catkowite, albuminy;
) stezenie glukozy na czczo;




5) w uzasadnionych przypadkach:
a) badania densytometryczne,
b) RTG stawow biodrowych,
c) konsultacja okulistyczna,
d) konsultacja ortopedyczna,
e) cystouretografia,
6) przy podejrzeniu ztuszczenia gtowy kosci udowej, u innych w zaleznosci
od potrzeb:
a) konsultacja ortopedyczna,
b) RTG/USG stawdw biodrowych,
c) TK z kontrastem stawow biodrowych,

7) u dzieci z wadami uktadu moczowo-ptciowego, u innych w zaleznosci
od potrzeb:

a) badanie ogdlne moczu,
b) posiew moczu.

Badania wykonywane wedtug standardow monitorowania terapii hormonem
wzrostu $wiadczeniobiorcow PNN.

6) stezenie kreatyniny;

7) stezenie mocznika;

8) jonogram w surowicy krwi (Na+, K+, Ca++, Ca, P)

9) morfologia krwi z rozmazem,

10) gazometria.

11) pomiar stezenia TSH, fT3

12) Hemoglobina glikowana Hb1Ac

13) stezenie witaminy 250H wit. D lub/i wit. 1,25(0OH)2D3 w uzasadnionych

przypadkach
14) RTG srodrecza z blizszg przynasadg kosci przedramienia (do oceny wieku
kostnego);
15) badania densytometryczne,
16) RTG stawoéw biodrowych,
17) konsultacja ortopedyczna,
Przy podejrzeniu ztuszczenia nasady gtowy kosci udowej, u innych w zaleznosci
od potrzeb.
Badania wykonywane weditug standardow monitorowania terapii hormonem wzrostu
Swiadczeniobiorcow PCHN.

3. Monitorowanie
programu

1) gromadzenie w dokumentacji medycznej pacjenta danych dotyczacych
monitorowania leczenia ikazdorazowe ich przedstawianie na Zadanie
kontroleréw Narodowego Funduszu Zdrowia;

2) uzupetnienie danych zawartych w rejestrze (SMPT) dostepnym za pomocg
aplikacji internetowej udostepnionej przez OW NFZ, z czestotliwoscig
zgodng z opisem programu oraz na zakonczenie leczenia;

3) 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.

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

2) uzupetnienie danych zawartych w rejestrze (SMPT) dostepnym za pomoca aplikacji
internetowe] udostepnionej przez OW NFZ, z czestotliwoscig zgodng z opisem
programu oraz na zakonczenie leczenia;

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




3. Problem decyzyjny

3.1. Problem zdrowotny

ICD-10: N18 — Przewlekta niewydolnos¢ nerek

Przewlekfa choroba nerek (PChN) to wieloobjawowy zespét chorobowy, spowodowany zmniejszeniem liczby
czynnych nefronéw. Do rozwoju PChN mogg prowadzi¢ réznorodne procesy chorobowe, zarébwno wrodzone
i nabyte. Wraz ze zmniejszaniem sie liczby czynnych nefronéw zmniejsza sie przesgczanie kiebuszkowe (GFR).

Zrédfo: Zidtkowska 2010

Tabela 2. Klasyfikacja PChN u dzieci w wieku > 2 lat [Zrédfo: mp.pl]

Stadium PChN GFR (ml/min/1,73 m?) Objawy
1 > 90 uszkodzenie nerek z prawidtowym lub zwigkszonym GFR (czesto na tym etapie
- wystepuje hiperfiltracja, a objawy zwigzane sg z podstawowg choroba nerek)
2 60-89 uszkodzenie nerek z niewielkim zmniejszeniem GFR
3a 45-59 zaburzenia metaboliczne charakterystyczne dla mocznicy
3b 30-44
1529 nasilenie zaburzen metabolicznych w stosunku do stadium 3.

<15 wskazania do rozpoczecia leczenia nerkozastepczego

W leczeniu PChN u dzieci jednym z najbardziej wymagajacych problemow jest osiggniecie normalnego wzrostu.
W ciggu ostatnich dwéch dekad dokonano znacznego postepu w rozumieniu patofizjologii i leczenia
zahamowania wzrostu u dzieci z przewlektg chorobg nerek, jednakze okoto 40% dzieci ze schytkowym stadium
choroby nerek ma zmniejszong ostateczng wysokos$c¢ ciata (ponizej 3. percentyla) w poréwnaniu z wysokoscig
ciala zdrowych dzieci w tym samym wieku i ptci. Niskorostos¢ wpltywa na pogorszenie jakosci zycia,
poczucia wtasnej warto$ci oraz wigze sie ze zwigkszong $miertelnoscia.

Etiologia opdznienia wzrostu w PChN jest wieloczynnikowa i obejmuje zahamowanie wzrostu
wewnatrzmacicznego, niedozywienie, zaburzenia mineralno-kostne, kwasice metaboliczng, utrate elektrolitow
oraz zaburzenia osi somatotropowej i gonadotropowej. Zaawansowana przewlekta choroba nerek jest stanem
obnizonej wrazliwosci na hormon wzrostu (GH), charakteryzujgcym sie niedoborem funkcjonalnego
insulinopodobnego czynnika wzrostu-1 (IGF-1). Opornos¢ na GH mozna przezwyciezy¢ poprzez podawanie
przekraczajgcych wartosci fizjologiczne dawek rekombinowanego ludzkiego GH, ktéry stymuluje synteze IGF1,
normalizuje aktywno$é somatomedyny, wspomaga wzrost podtuzny i prawdopodobnie poprawia wzrost w wieku
dorostym.

Zrédfo: ESPN 2019

W Polsce, w latach 1994-2020, 335 dzieci z niskorostos$cig zwigzang z przewlekig chorobg nerek byto leczonych
rhGH w ramach Programu Narodowego: 145 dzieci na dializach przewlektych, 166 pacjentdéw na leczeniu
zachowawczym oraz 24 biorcéw przeszczepu nerki.

Zrédfo: Leszczyriska 2022



4,

Opinie ekspertéw klinicznych

W tabelach ponizej przestawiono opinie ekspertéw klinicznych, ankietowanych przez Agencje. Opinie zostaty

przygotowane bezptatnie.

Tabela 3. Opinie ekspertow klinicznych — epidemiologia

Populacja

prof. Matgorzata Panczyk-Tomaszewska

Katedra i Klinika Pediatrii i Nefrologii,
Wydziat Lekarski, Warszawski Uniwersytet

Medyczny

prof. Mieczystaw Walczak

Przewodniczacy Zespotu Koordynacyjnego
ds. Stosowania Hormonu Wzrostu
Kierownik Kliniki Pediatrii, Endokrynologii,
Diabetologii, Choréb Metabolicznych
i Kardiologii Wieku Rozwojowego, Szczecin

Pacjenci pediatryczni

z niskorostoscia wystepujaca
w przebiegu przewlektej
niewydolnosci nerek

e Obecna liczba chorych w Polsce: 80
e Liczba nowych zachorowan / rok: 18

e % spetniajgcych aktualne kryteria wigczenia
do PL B.38: 60
Zrédto: szacunki wiasne

e Obecna liczba chorych w Polsce: 80
e Liczba nowych zachorowan / rok: 18

* % spelniajgcych aktualne kryteria witgczenia
do PL B.38: 60 (75%)

Zrédio: szacunki wtasne

Pacjenci aktualnie leczeni
w programie lekowym B.38

e Liczebnosc¢ pacjentéw leczonych w PL: 52

¢ Srednia liczba nowych pacjentéw w PL: 15

o Srednia liczba pacjentow powtérnie
wigczanych do PL: 1-2

Zrédto: szacunki wiasne

e Liczebnos¢ pacjentéw leczonych w PL: 52

« Srednia liczba nowych pacjentéw w PL: 12

e Srednia liczba  pacjentéw  powtdrnie
wigczanych do PL: 1-2

Zrodlo: Dane uzyskane od prof. M. Panczyk-

Tomaszewskiej

Potencjalni pacjenci leczeni
w programie lekowym B.38
po wprowadzeniu
zaproponowanych zmian

e Liczebnosc¢ pacjentéw leczonych w PL: 60
« Srednia liczba nowych pacjentéw w PL: 18

e Srednia liczba  pacjentéw  powtdrnie
wigczanych do PL: 2-3
Zrédto: szacunki wiasne

e Liczebnos¢ pacjentéow leczonych w PL: 60,
czyli ok. 8 wiecej

« Srednia liczba nowych pacjentéw w PL: 18

e Srednia liczba  pacjentéw  powtdrnie
wigczanych do PL: 2-4

Zrodlo: Dane uzyskane od prof. M. Panczyk-

Tomaszewskiej

Stopien zaawansowania
PChN u pacjentéw aktualnie
leczonych w programie
lekowym B.38

1: 0%

2:15%

3: 50%

4: 18%

5:17%
Zrédio: dane wiasne

1: 0%
2:15%
3: 50%
4:18%
5:17%
Zrédto: na podstawie pacjentéw obecnie
leczonych

Tabela 4. Opinie ekspertow klinicznych - informacje o wytaczeniach z programu lekowego B.38

Populacja

prof. Matgorzata Panczyk-Tomaszewska

Katedra i Klinika Pediatrii i Nefrologii,
Wydziat Lekarski, Warszawski Uniwersytet

Medyczny

prof. Mieczystaw Walczak

Przewodniczacy Zespotu Koordynacyjnego
ds. Stosowania Hormonu Wzrostu
Kierownik Kliniki Pediatrii, Endokrynologii,
Diabetologii, Choréb Metabolicznych
i Kardiologii Wieku Rozwojowego, Szczecin

Pacjenci aktualnie leczeni
w programie lekowym B.38

e Trwate wytgczenie: 31%

e Czasowe wytgczenie: 10%

e Ponowne wigczenie wymagajgce ponownej
kwalifikacji do PL: 5%

Zrédto: Dane whasne

o Trwate wytgczenie: 19 /60 31,7%
e Czasowe wytgczenie: 10%

e Ponowne wigczenie wymagajgce ponownej
kwalifikacji do PL: 5%

Zrédio: Dane uzyskane od prof. M. Panczyk-

Tomaszewskiej

Potencjalni pacjenci leczeni
w programie lekowym B.38
po wprowadzeniu
zaproponowanych zmian

o Trwate wylgczenie: 32%
e Czasowe wytgczenie: 10%

e Ponowne wigczenie wymagajgce ponownej
kwalifikacji do PL: O
Zrédto: Szacunki wiasne

e Trwate wylgczenie: 32%

o Czasowe wylgczenie: 10%

e Ponowne wigczenie wymagajgce ponownej
kwalifikacji do PL: 0

Zrodlo: Dane uzyskane od prof. M. Panczyk-

Tomaszewskiej




Tabela 5. Opinie ekspertéow klinicznych — informacje o czasie leczenia w programie lekowym B.38

Populacja

prof. Matgorzata Panczyk-Tomaszewska

Katedra i Klinika Pediatrii i Nefrologii, Wydziat
Lekarski, Warszawski Uniwersytet

Medyczny

prof. Mieczystaw Walczak

Przewodniczacy Zespotu Koordynacyjnego
ds. Stosowania Hormonu Wzrostu
Kierownik Kliniki Pediatrii, Endokrynologii,
Diabetologii, Choréb Metabolicznych
i Kardiologii Wieku Rozwojowego, Szczecin

o Sredni czas leczenia w PL: 2,5 roku

o Sredni czas leczenia w PL: 2,5 roku
e Sredni czas trwania przerwy w leczeniu

po wprowadzeniu
zaproponowanych zmian

w ramach PL: 6-12 miesiecy
Zrédto: Szacunki wiasne

Pacjenci aktualnie leczeni e Sredni czas trwania przerwy w leczeniu .
w programie lekowym B.38 w ramach PL: 3-6 miesiecy . ,W ramach PL: 3-6 me i
Zrodio: Dane wiasne Zrodto: Dane uzyskane od prof. M. Panczyk-
: Tomaszewskiej
A . . .  Sredni czas leczenia w PL: Podobnie 2,5 roku
Potencjalni pacjenci leczeni ¢ Sredni czas leczenia w PL: 2,5 roku - X ) )
w programie lekowym B.38 o Sredni czas trwania przerwy w leczeniu | ° Sredni czas trwania przerwy w - leczeniu

w ramach PL: 6-12 mc

Zrédlo: Dane uzyskane od prof. M. Panczyk-
Tomaszewskiej

Tabela 6. Opinie ekspertow k

linicznych — pozostate pytania

Tres¢ pytania

prof. Matgorzata Panczyk-Tomaszewska

Katedra i Klinika Pediatrii i Nefrologii,
Wydziat Lekarski, Warszawski Uniwersytet

prof. Mieczystaw Walczak

Przewodniczacy Zespotu Koordynacyjnego
ds. Stosowania Hormonu Wzrostu

Kierownik Kliniki Pediatrii, Endokrynologii,

zrealizowane poprzez
uwzglednienie
zaproponowanych zmian
w PL B.38

na wczesniejszych etapach choroby, co umozliwi
osiggniecie lepszego
wyniku leczenia.”

Medyczny Diabetologii, Choréb Metabolicznych
i Kardiologii Wieku Rozwojowego, Szczecin
Kluczowe potrzeby kliniczne ,Mozliwos¢ leczenia pacjentow w wieku
| systemowe, ktére zostang ,Mozliwos¢ leczenia pacjentow z PCHN | nastoletnim z przewlekta chorobg nerek (PChN)

i niskorostych z obnizonym wiekiem szkieletowym
przed osiggnieciem skrajnej niskorostosci.
Poprawi to znacznie samoocene i funkcjonowanie
spoteczne wsrdd rowiesnikow.”

Czy istnieja subpopulacje
pacjentéw dotychczas
nieleczonych, ktérzy
zyskaliby mozliwos¢ leczenia
w ramach PL B.38

»1ak”

»Tak, zwlaszcza u pacjentéw po transplantaciji
nerki”

Czy kryterium witaczenia:
»klirens kreatyniny < 75
ml/1,73m?/min” (pierwotne)
oraz kryterium ,,eGFR< 75
ml/min/

1,73m?” (nowe) — s3
klinicznie réownowazne?

»1ak”

»1ak (obecnie nie uzywa sie klirensu kreatyniny
ze wzgledu na trudnosci w oznaczeniu) a jedynie
szacunkowy wskaznik przesaczania
ktebuszkowego (eGFR)”

Najczestsze przyczyny
wykluczen z obecnego PL

+Wykluczenie trwate: niezadawalajgcy efekt
leczenia, transplantacja nerki, osiggniecie
wzrostu ostatecznego, rezygnacja pacjenta
lub rodzicow z leczenia.

Wykluczenie czasowe: wzrost stezenia PTH
w sur. krwi powyzej 500 pg/ml (objaw wtérnej
nadczynnosci przytarczyc), ciezkie infekcje lub
zabiegi operacyjne, osiggniecie prognozowanego
wzrostu oceniane na siatkach centylowych”

-~ Wykluczenie state to: transplantacja nerki,

osiggniecie wzrostu ostatecznego,
niezadawalajgcy efekt leczenia, rezygnacja
pacjenta.

- nasilenie objawéw wtérnej nadczynnosci

przytarczyc (wzrost stezenia PTH), osiagniecie
prognozowanego centyla wzrostu, powiktanie
wynikajgce z choroby podstawowej
(niegenerowanie leczeniem rhGH)”

Czy istniejg subpopulacje,
ktére w zwigzku

Z zaproponowanymi
zmianami w PL zostang
wykluczone z aktualnej
mozliwosci leczenia

w ramach tego programu?

.Nie”

.Nie”

Czy w obecnym programie
lekowym stosowana jest
praktyka czasowego
wytaczania z programu,

a nastepnie ponownego
wiaczania?

,Tak”

,Tak”




Czy zaproponowane
rozszerzenie zapisow
dotyczacych zawieszenia
w podawaniu lekow

(w przypadku wystapienia
ciezkiej nadczynnosci
przytarczyc i/lub osiggniecia
przez pacjenta
prognozowanego wzrostu)
dotycza aktualnie
stosowanych w praktyce
klinicznie sytuacji?

»Tak” LTak”

Mozliwosé naduzyc /
niewlasciwego zastosowania
zwigzane ze stosowaniem ,Nie widzimy takich mozliwosci” ,Nie widzimy”
somatotropiny w ramach PL
B.38

Zgodnie z opinig prof. Malgorzaty Panczyk-Tomaszewskiej, nowe kryteria kwalifikacji do PL B.38 wptyng
na zwiekszenie liczebnosci pacjentéow leczonych w programie o 10% wzgledem obecnej liczebnosci.
Jako uzasadnienie wskazano: ,Wzrost liczby pacjentéw po transplantacji nerki, ktorzy nie przyspieszyli
wzrastania; wzrost liczby pacjentéw leczonych o grupe miedzy 3 a 10 centylem”. Natomiast nowe kryteria
wylgczenia nie spowodujg zmian w liczebnosci pacjentéw leczonych w programie lub spowodujg minimalny
wzrost populacji (0 1,7%): ,Niewielki wzrost liczby pacjentéw lub liczebno$¢ bez zmian, poniewaz wczesniejsze
rozpoczecie leczenia pozwoli wczesniej osiggng¢ wzrost ostateczny”.

Prof. Mieczystaw Walczak wskazat, iz zardwno nowe kryteria kwalifikacji, jak i wytaczenia spowodujg zwigkszenie
liczebnosci pacjentow w programie: odpowiednio o 10% (n=6) w odniesieniu do kryteriow kwalifikacji
(,Wzrost ilosci pacjentéw po transplantacji nerki, ktérzy nie przyspieszyli tempa wzrastania”) i 0,2% (n=1)
w odniesieniu do kryteriow wytgczenia (,Szybsze osiagniecie wzrostu prognozowanego”).



5. Ocena zmian w PL B.38

W zatgczonym do zlecenia MZ projekcie programu lekowego B.38 ,Leczenie niskorostych dzieci z przewlekig
niewydolnosciag nerek (PNN) (ICD-10 N18)” zaproponowano zmiany dotyczgce kryteriow kwalifikaciji,
czasu leczenia w programie, kryteridw wylgczenia, a takze badan przy kwalifikacji i monitorowaniu leczenia
(szczegoty przedstawiono w tabeli nr 1.).

ChPL

Zgodnie z Obwieszczeniem MZ z dnia 7 marca 2026r. w sprawie wykazu refundowanych Ilekéw,
srodkow spozywczych  specjalnego  przeznaczenia  zywieniowego oraz  wyrobow  medycznych
(aktualnym na dzien zakonczenia prac nad niniejszym opracowaniem), w ramach programu lekowego B.38
refundowane sg nastepujgce leki zawierajgce jako substancje czynng somatotropine: Genotropin 12;
Genotropin 5,3; Omnitrope (10 mg) oraz Omnitrope (5 mg). Na stronie rejestrymedyczne.ezdrowie.gov.pl
odnaleziono Charakterystyke Produktu Leczniczego Genotropin (ChPL Genotropin), natomiast na stronie EMA
Charakterystyke Produktu Leczniczego Omnitrope (ChPL Omnitrope).

Opinie ekspertow

W trakcie prac wystgpiono o opinie do 5 ekspertow klinicznych. Otrzymano 2 opinie, ktére zostaty przedstawione
w rozdz. 4. niniejszego opracowania.

Dowody naukowe

W dniu 16.04.2026 r. przeprowadzono wyszukiwanie w bazach medycznych Medline (via PubMed)
oraz Cochrane Library z zastosowaniem haset odnoszacych sie zaréwno do ocenianej interwenciji, jak i populacji
chorych, ktére potgczono operatorami logicznymi Boole’a. W trakcie wyszukiwania doniesieA naukowych
nie stosowano automatycznych filtréw.

Ponizej przedstawiono kryteria wtgczenia badan:

Populacja: niskoroste dzieci z przewlekig niewydolnoscig nerek (PNN);
Interwencja: somatotropina;

Komparator: bez ograniczen;

Punkty koncowe: dotyczgce skutecznosci i bezpieczenstwa;

Typ badan: wykluczano opisy przypadkéw oraz abstrakty konferencyjne;
Inne: publikacje w jezyku angielskim i polskim, petne teksty publikaciji.
Do analizy wigczono:

e Hodson 2012 — przeglad systematyczny z metaanalizg majacy na celu ocene korzysci i szkéd zwigzanych
z leczeniem rhGH u dzieci w wieku od 0 do 18 lat, u ktérych zdiagnozowano PChN i ktére sg leczone
zachowawczo (PChN w stadiach 3 i 4), dializami (PChN w stadium 5) lub przeszczepem nerki
(PChN w stadium 5);

e Youssef 2012 — badanie RCT z grupag kontrolng w ukfadzie naprzemiennym, ktérego celem byto
okre$lenie wplywu stosowania rhGH na wzrost pacjentéw ze schytkowg niewydolnoscig nerek (ESRD)
poddawanych regularnej hemodializie oraz poréwnanie go z tempem wzrostu w tej samej grupie w roku
poprzedzajgcym rozpoczecie terapii.

W toku prac weryfikacyjnych nad przegladem systematycznym odnaleziono nastepujgce abstrakty:
Crompton 2004, Fine 2000, Rees 2000, Szczepanska 2008. Odstgpiono od wigczenia ich do analizy klinicznej
ze wzgledu braku dostepu do petnego tekstu publikacji, a tym samym mozliwosci petnej weryfikacji
ich metodologii.



Hodson 2012

Celem przegladu systematycznego z metaanalizg byta ocena korzysci i szkéd zwigzanych ze stosowaniem rhGH
u dzieci z PChN.

Metody wyszukiwania

Badania RCT zostaty zidentyfikowane w Rejestrze Specjalistycznym Cochrane Renal Group, Rejestrze Badan
Kontrolowanych Cochrane (Central), Medline (od 1966), Embase (od 1980), na listach piSmiennictwa artykutéw
oraz poprzez kontakt z lokalnymi i miedzynarodowymi ekspertami w tej dziedzinie. Jako date ostatniego
wyszukiwania wskazano 29 grudnia 2011 r.

Kryteria kwalifikacji

Badania RCT uwzgledniono, jesli przeprowadzono je u dzieci w wieku od 0 do 18 lat, z rozpoznaniem PChN,
ktére byly przed dializg, w trakcie dializy lub po przeszczepieniu; jesli poréwnywano w nich leczenie rhGH
z placebo/ brakiem leczenia lub dwiema dawkami leczenia rhGH oraz jesli uwzgledniono w nich wzrost.

Pierwszorzedowym punktem koncowym bylo odchylenie standardowe wzrostu u dzieci (HSDS, ang. height
standard deviation score) po zakonczeniu leczenia lub zmiana HSDS od poczatku do konca leczenia oraz tempo
wzrostu po zakonczeniu leczenia lub zmiana tempa wzrostu. Drugorzedowe wyniki obejmowaty: koncowe HSDS
lub zmiane HSDS i tempo wzrostu w okresie dojrzewania, kornicowe SDS lub zmiane tempa wzrostu, wzrost
koncowy, zmiane wieku kostnego, jako$¢ zycia oraz dziatania niepozadane leczenia rhGH (czynnos$¢ nerek,
epizody odrzucenia, tagodne cisnienie srodczaszkowe i wszelkie inne zgtoszone dziatania niepozgdane).

Analiza danych

Dwéch autoréow niezaleznie ocenito badania pod katem ryzyka bftedu systematycznego i wyodrebnito dane
z badan kwalifikujgcych sie do udziatu w przeglgdzie. Dane potaczono, stosujgc model efektéw losowych
z obliczeniem $redniej roznicy (MD) dla wynikow ciggtych z 95% przedziatami ufnosci (Cl).

Gtéwne wyniki

Do przegladu wtaczono 16 badan (z udziatem 809 dzieci). Ocena ryzyka btedu systematycznego wykazata,
ze jakos¢ badan byta niska lub niedokfadnie opisana, a jedynie odpowiednio cztery i pie¢ badan zgtosito
odpowiednie ukrycie alokacji lub zaslepienie uczestnikébw badania i badaczy. Leczenie rhGH
(28 IU/miesigc/tydzien) w poréwnaniu z placebo lub brakiem specyficznej terapii spowodowato istotny wzrost
odchylenia standardowego wzrostu (HSDS) po 1 roku [8 badan, 391 dzieci: MD=0,82 (95% CI: 0,56-1,07)]
oraz istotny wzrost tempa wzrostu po szesciu miesigcach [2 badania, 27 dzieci: MD=2,85 cm/6 mies., (95% CI:
2,22-3,48)] i po 1 roku [7 badan, 287 dzieci: MD=3,88 cm/rok, (95% CI: 3,32-4,44)]. Tempo wzrostu,
cho¢ zmniejszone, pozostato istotnie wieksze niz u dzieci nieleczonych w drugim roku terapii [1 badanie, 82 dzieci:
MD=2,30 cm/rok, (95% CI: 1,39-3,21)]. W poréwnaniu z dawkga 14 IU/miesigc/tydzien, w grupie
28 IU/miesigc/tydzien tempo wzrostu wzrosto o 1,18 cm/rok [3 badania, 150 dzieci: 1,18 cm/rok, (95% CI: 0,52-
1,84). Czestod¢ zgtaszanych dziatah niepozadanych rhGH byta generalnie podobna do czestosci w grupie
kontrolnej.

Whioski autorow

Na podstawie istniejgcych danych z badan RCT, roczna dawka 28 |U/miesigc/tydzien rhGH u dzieci z PChN,
niezaleznie od ich okresu dojrzewania i statusu leczenia (przed dializg, w trakcie dializ, po przeszczepie),
skutkuje srednim wzrostem o 3,88 cm/rok. Dane z badan kohortowych sugerujg, ze rhGH powoduje rozwdj
ostatecznego wzrostu dorostego, a odpowiedz u dzieci przed okresem dojrzewania i/lub w stadium 3 lub 4 PChN
przewyzsza odpowiedz u dzieci w okresie dojrzewania i/lub w stadium 5 PChN. Dziatania niepozadane rhGH
wystepujg rzadko.

Youssef 2012

Celem badania byto sprawdzenie wptywu stosowania rhGH na wzrost pacjentéw ze schytkowg niewydolnoscig
nerek (ESRD) poddawanych regularnej hemodializie i poréwnanie go z szybkoscig wzrostu w tej samej grupie
w ciggu roku poprzedzajgcego zastosowanie terapii.

Pacjenci i metody

Publikacja dotyczy badania klinicznego z randomizacjg, z grupg kontrolng, w uktadzie krzyzowym.
Badanie przeprowadzono na Oddziale Pediatrycznym i Oddziale Nefrologii Szpitala Uniwersyteckiego w Zagazig
w latach od czerwca 2006 do czerwca 2008 roku. W badaniu wzieto udziat 15 pacjentéw z ESRD,
regularnie dializowanych. W badaniu uczestniczyto 8 kobiet i 7 mezczyzn w wieku od 5 do 14 lat (Sredni wiek
10,6 + 2,8 roku). Dane demograficzne tych pacjentéw, zaliczonych do grupy A, zostaly zebrane



przed rozpoczeciem terapii rhGH oraz na poczatku leczenia rhGH, zaliczonym do grupy B, w ktérej pacjenci w tym
okresie stanowili grupe kontrolng (niepoddawang terapii). Dane pacjentéw po 6 miesigcach od rozpoczecia
leczenia okreslono jako grupe C, a po roku leczenia jako grupe D. Kazdemu pacjentowi podawano
rekombinowany GH (somatropine) trzy razy w tygodniu w dawce 0,33 mg/kg/tydzien (0,8 IU/kg/tydzien) przez rok
po uzyskaniu $wiadomej pisemnej zgody od rodzicow kazdego pacjenta.

Kryteria wtgczenia obejmowaty pacjentéw z ESRD ponizej wieku zamknigcia nasad ko$ci. Kryteria wykluczenia
obejmowaty pacjentéw z poziomem iPTH pieciokrotnie przekraczajgcym goérng granice normy, tj. 300 pg/dl,
pacjentéw z aktywng krzywica lub zluszczong nasadka gtowy kosci udowej, stezeniem fosforu ponad 1,5-krotnie
przekraczajagcym gérng granice wieku oraz pacjentéw z nieprawidtowym badaniem dna oka.

Analiza statystyczna

Analize statystyczng przeprowadzono za pomoca programu komputerowego (SPSS w wersji 11). Dane ilosciowe
przedstawiono jako s$rednig * odchylenie standardowe. Jako test istotnosci statystycznej dla dwoéch grup
zastosowano test t dla prob niezaleznych. Dla sparowanych danych ilosciowych dla wiecej niz dwoch grup
zastosowano test ANOVA. Za istotng statystycznie uznawano warto$¢ p mniejszg niz 0,05.

Gtéwne wyniki

Wyniki pokazaty, ze w roku poprzedzajgcym terapie wzrost pacjentéw wzrést ze Sredniej 112,1+ 11,6 cmdo 112,7
+ 11,5 cm, co stanowi nieistotny statystycznie (p>0,05) ani klinicznie ($rednia predkos¢ wzrostu 0,6 cm/rok),
podczas gdy wzrost pacjentéw wzrost ze sredniej 112,7 £ 11,5 cm na poczatku terapii do 116,8 £ 11 cm po terapii
trwajacej rok, co, cho¢ nie bylo statystycznie istotne (p>0,05), miato znaczenie kliniczne. Zgodnie z powyzszym
tempo wzrostu, tj. $rednia predko$¢ wzrostu 4,1 cm/rok, jest zblizone do normalnej predkosci wzrostu,
ktéra wynosi 5 cm/rok przed okresem dojrzewania.

Whioski autorow

Terapia rhGH u pacjentéw z ESRD poddawanych regularnym hemodializom jest pomocna w przyroscie wzrostu
i nadrobieniu zalegtosci, nawet jesli jest podawana trzy razy w tygodniu zamiast pieciu lub szesciu razy. Zaleca sie
rutynowe stosowanie terapii rhGH u pacjentéw pediatrycznych przed zamknieciem nasad kosci dtugich.

Wytyczne kliniczne

Przeszukano nastepujgce zrédta w celu odnalezienia wytycznych praktyki klinicznej:

¢ Polskie Towarzystwo Nefrologii Dzieciecej (PTNefD), https://ptnfd.org/;

e European Society for Paediatric Nephrology (ESPN), https://www.espn-online.org/;

¢ International Pediatric Nephrology Association (IPNA), https://theipna.org/;
e Kidney Disease: Improving Global Outcomes (KDIGO), https://kdigo.org/;

e American Society of Pediatric Nephrology (ASPN), https://aspneph.org/.

Wyszukiwanie przeprowadzono w dniu 16.04.2026 r. Wtgczano dokumenty w jezyku polskim lub angielskim,
opublikowane po dacie rozpoczecia funkcjonowania aktualnie obowigzujgcego programu lekowego B.38,
tji. po 07.2014 r.

Odnaleziono 1 wytyczne: europejskie z 2019 r. (ESPN 2019), dotyczgce praktyki klinicznej w zakresie stosowania
hormonu wzrostu u dzieci z przewlektg chorobg nerek.

Ponadto, odnaleziono wytyczne KDIGO 20243, w ktérych powotano sie na wytyczne ESPN 2019. W zakresie
niedoboréw wzrostu w populacji pediatrycznej z niewydolnoscig nerek, wytyczne KDIGO 2024 wskazujg jedynie,
iz u dzieci, poza wskazaniami do dializy takimi, jak u dorostych, niedobdér wzrostu oporny na optymalne
odzywianie, hormon wzrostu i leczenie farmakologiczne stanowi wskazanie do rozpoczecia terapii
nerkozastepczej (ang. kidney replacement therapy, KRT). W zwigzku z powyzszym, w niniejszym opracowaniu
odstgpiono od opisu wytycznych KDIGO 2024.

Proponowane zmiany zapisu programu lekowego w zestawieniu z ChPL, rekomendacjami_klinicznym
i odnalezionymi badaniami zaprezentowano w tabeli ponizej.

3 KDIGO-2024-CKD-Guideline.pdf (data dostepu: 5.05.2026 r.)




Tabela 7. Zestawienie proponowanych zmian w programie lekowym B.38

ds. Stosowania Hormonu Wzrostu, uzyskanej w inny
Sposob niz za posrednictwem aplikacji SMPT.”

Czes¢ PL Opis zmian w projekcie programu ChPL / wytyczne / badania
Dodano zapis: ,Do czasu aktualizacji aplikacji SMPT, | Komentarz analitykéw Agencji: zmiana formalno-porzadkowa, umozliwiajgca biezgcg realizacje programu,
dopuszcza sie udziat pacjenta w programie | bez wplywu na liczebnos¢ populacji czy koszt realizacji PL.
Wstep na podstawie akceptacji Zespotu Koordynacyjnego

Kryteria kwalifikacji

Zmieniono zapis kryterium:

Lklirens kreatyniny nizszy niz 75 mi/1,73m%min.”
na:

,€GFR<75 ml/min/ 1,73m?".

Komentarz analitykow Agencji: wskaznik eGFR jest standardowym (i zalecanym w wytycznych) wskaznikiem
oceny funkcji nerek i jednym z kluczowych kryteriow rozpoznawania oraz stopniowania PChN.
Uwzglednione w programie kryterium eGFR <75 mi/min/ 1,73m? obejmuje pacjentéw z przewlektg chorobg
nerek (PChN) od 2 stadium zaawansowania choroby. Powotujac sie na opinie ekspertow wskazujgce
na kliniczng réwnowaznos¢ poprzedniego i nowego zapisu — zmiang programu w tym zakresie nalezy uznac
za dostosowanie tresci programu do stosowanej aktualnie praktyki klinicznej, bez wplywu na liczebnos¢é
populacji czy koszt realizacji PL.

Opinie ekspertow:

Zgodnie z uzyskanymi opiniami ekspertow, oba zapisy sg klinicznie réwnowazne. Ekspert podkreslit,
ze: ,obecnie nie uzywa sie klirensu kreatyniny ze wzgledu na trudnosci w oznaczeniu a jedynie szacunkowy
wskaznik przesaczania ktebuszkowego (eGFR)”.

ChPL
Nie odniesiono si¢ ocenianego kryterium.

Wytyczne:

W wytycznych nie wskazano jednoznacznie wartosci eGFR, od ktérej nalezy rozwazyé terapie GH,
niemniej aktualne wytyczne rekomendujg stosowanie tej terapii u pacjentéw w 3-5 stadium niewydolnos$ci nerek
co odpowiada wartosciom eGFR < 59 ml/min/ 1,73m?".

Badania:

Hodson 2012

W przegladzie nie zastosowano progu typu eGFR <75 ml/min/1,73 m? ani klirensu kreatyniny <75 ml/min/1,73
m2. Do przegladu wigczano badania dotyczgce populacji dzieci z przewlekta chorobg nerek o réznym stopniu
zaawansowania, najczesciej z istotnie obnizong funkcjg nerek. Wyniki odnosza sie do populacji dzieci
ze zdiagnozowanym PChN, kiére sg leczone zachowawczo (PChNw stadiach 3 i 4),
dializami (PChN w stadiach 5) lub przeszczepem nerki (PChN w stadiach 5).

Youssef 2012

Badanie dotyczylo dzieci z krancowg niewydolnoscig nerek (ESRD) leczonych hemodializg, a wiec z bardzo
niska funkcjg nerek (zwykle eGFR <15 ml/min/1,73 m?). Analizowana w badaniu populacja obejmowata
pacjentdw w znacznie bardziej zaawansowanym stadium choroby.




Zmieniono zapis kryterium:

,Wysokos$¢ ciata dziecka ponizej -1,88 odchylenia
standardowego (SDS), dla pfci i wieku metrykalnego”
na:

,WySokoS$¢ ciata dziecka ponizej < 3 centyla dla pfci
i wieku metrykalnego”.

Komentarz analitykéw Agencji:

National Health Statistic wskazuje, ze percentyle sg ,najczesciej uzywanym klinicznym wskaznikiem” oceny
wzrastania®.

Aktualny zapis w programie odnoszacy sie do parametru wysokosci ciata ,-1,88 odchylenia standardowego
(SDS)” bezposrednio odpowiada propozycji parametru wysokosci ciata dziecka ,ponizej 3 centyla” dla pici
i wieku metrykalnego®.

Zmiana formalno-porzgdkowa, bez wptywu na liczebno$¢ populacji czy koszt realizacji PL.

ChPL
Nie odniesiono sie do ocenianego kryterium.

Wytyczne:

Wskaznik centylowy jest stosowany w aktualnych wytycznych: zaleca sie, aby dzieci z przewlektg chorobg nerek
(PChN) w stadium 3-5 lub dializowane, w wieku powyzej 6 miesiecy, byty kandydatami do terapii hormonem
wzrostu (GH), jesli majg utrzymujgce sie opdznienie wzrastania, definiowane jako wzrost < 3. percentyla
dla wieku i pici oraz szybkie tempo wzrostu < 25 percentyla, po tym jak odpowiednio uwzgledniono inne
potencjalnie mozliwe do leczenia czynniki ryzyka opdznienia wzrostu, pod warunkiem, ze dziecko ma potencjat
wzrostu. [zalecenie umiarkowane]

Badania:

Hodson 2012

Do przegladu wigczano badania dotyczace dzieci z istotnym niedoborem wzrostu, jednak zakresy wartosci
réznity sie miedzy poszczegolnymi RCT (czesto uzywano SDS lub percentyli, lecz bez jednego wspdlnego
punktu odciecia). W praktyce odpowiada to jednak populacji dzieci z wyraznie obnizonym wzrostem, zwykle
zblizonym do wartosci ponizej 3. centyla.

Youssef 2012

Autorzy badania definiujg badang populacje jako dzieci majgce istotny niedobdér wzrostu. Skupiajg sie gtownie
na zmianie tempa wzrastania po leczeniu hormonem wzrostu, a nie na $cistych kryteriach centylowych
przy wigczeniu do badania.

Usunieto zapis kryterium:
Llub tempo wzrastania SDS ponizej - 2.0”.

Komentarz analitykéw Agenciji: potencjalny wptyw na liczebno$¢ pacjentéw kwalifikujgcych sie do leczenia
w PL — ograniczenie mozliwosci wigczenia do PL czes$ci dzieci.

ChPL

Nie odniesiono sie do ocenianego kryterium.

Wytyczne:
Nie wskazano wartosci SDS, przy ktérej rekomendowane jest rozpoczecie terapii GH.

Badania:
Hodson 2012

Do przegladu wigczano badania dotyczace dzieci z zaburzonym (spowolnionym) tempem wzrastania, jednak
podobnie jak w kwestii wzrostu i GFR wartosci progowe réznity sie miedzy poszczegdélnymi badaniami
i nie zostaty ujednolicone do okreslonego punktu odciecia.

4 National Health Statistic: Growth Charts: What to know (data dostepu: 29.04.2026 r.)
5 Growth Charts — Data file for the CDC Extended BMI-for-Age Growth Charts (data dostepu: 29.04.2026 r.)




Youssef 2012

Autorzy badania wskazujg jedynie, ze dzieci z ESRD miaty znacznie obnizone tempo wzrastania przed
leczeniem, a nastepnie oceniano jego poprawe po terapii rhGH, bez stosowania progéw SDS jako kryteriow
wigczenia.

Dodano zapis:

Jpacjenci z PCHN stadium 3-5 lub dializowani
w wieku > 6 miesigcy zycia ze wzrostem <10 centyla
i tempem wzrastania < 25 centyla”.

Komentarz analitykéw Agencji: sugeruje sie dodanie tgcznika ,lub” miedzy dodanym punktem a punktem
poprzedzajgcym w kryteriach kwalifikacji.

Zapis pozwala wigczy¢ dodatkowg / nowa wzgledem obecnego PL grupe pacjentdw, ktérzy nie osiagneli jeszcze
wzrostu na poziomie 3 centyla, ale u ktérych obserwuje sig juz zmniejszone tempo wzrastania.

Proponowany zapis jest zgodny z trescig wytycznych.

ChPL
Nie odniesiono sie do ocenianego kryterium.

Wytyczne:

Zaleca sie, aby dzieci z przewlektg chorobg nerek (PChN) w stadium 3-5 lub dializowane, w wieku powyze;j
6 miesigcy, bylty kandydatami do terapii hormonem wzrostu (GH), je$li majg utrzymujgce si¢ opodznienie
wzrastania, definiowane jako wzrost < 3. percentyla dla wieku i ptci oraz szybkie tempo wzrostu < 25 percentyla,
po tym jak odpowiednio uwzgledniono inne potencjalnie mozliwe do leczenia czynniki ryzyka opdznienia
wzrostu, pod warunkiem, ze dziecko ma potencjat wzrostu. [rekomendacja umiarkowanal

Zaleca sie rozwazenie terapii hormonem wzrostu u dzieci z przewlekta chorobg nerek w stadium 3-5
lub dializowanych, w wieku powyzej 6 miesigcy, ktére majg wzrost miedzy trzecim a dziesiatym percentylem,
ale utrzymujaca sie niskie tempo wzrostu (< 25 percentyla), gdy inne potencjalnie mozliwe do leczenia czynniki
ryzyka zahamowania wzrostu zostaty odpowiednio uwzglednione. [rekomendacja staba]

Badania:

Hodson 2012

W przegladzie zdefiniowano populacje bardziej ogdlnie: jako dzieci z przewlektg chorobg nerek o réznym
stopniu zaawansowania (w tym dializowanych i po transplantacji) oraz z klinicznie istotnym zahamowaniem
wzrostu, bez jednolitego zestawu progéw dla wszystkich wtgczonych badan.

Youssef 2012

Badanie obejmowato wytagcznie dzieci z krancowa niewydolnoscig nerek (ESRD) leczone hemodializg.

Zmieniono zapis kryterium:

,0pOZniony wiek szKieletowy, ponizej 12,5 lat
dla chtopcéw i ponizej 11,5 lat dla dziewczynek,
wedtug norm Greulicha i Pyle”

na:

Lhiezaro$niete nasady ko$ci dfugich (na podstawie
wieku szkieletowego)”.

Komentarz analitykow Agencji: oba zapisy (aktualny i proponowany) odnoszg sie do oceny wieku
szkieletowego, jednakze zapis dotyczacy niezarosnietych kosci dtugich zwigzany jest z brakiem zakonczenia
dojrzewania kostnego, co oznacza potencjalnie szersze mozliwosci kwalifikacji do programu.

Nowe kryterium kwalifikacji umozliwi leczenie pacjentéw, ktérzy przekraczajg obecny prog wieku szkieletowego,
ale majg nadal niezarosniete nasady kosci dtugich, tj. istnieje u nich nadal potencjat wzrostowy.

Opinie ekspertéow:

,Mozliwos¢ leczenia pacjentow w wieku nastoletnim z przewlekta chorobg nerek (PChN) i niskorostych
z obnizonym wiekiem szkieletowym przed osiggnigciem skrajnej niskorostosci. Poprawi to znacznie samoocene
i funkcjonowanie spoteczne wsrod rowiesnikow”.

ChPL

ChPL Genotropin: Somatotropiny nie nalezy stosowa¢ u dzieci, u ktérych nastgpito zamkniecie stref wzrostu
nasad kosci dtugich.




ChPL Omnitrope: Somatropiny nie wolno stosowa¢ do wspomagania wzrostu u dzieci ze skostniatymi
przynasadami kosci.

Wytyczne:

Zaleca sie zaprzestanie terapii hormonem wzrostu, gdy zostanie wykazane zamknigcie nasad kosci.
[silna rekomendacja]

Badania:

Hodson 2012

W przegladzie nie okreslono szczegdtowych progéw wieku szkieletowego ani zamknigcia nasad jako
standardowy warunek kwalifikacji. Wiek kostny i stan dojrzewania szkieletu byty oceniane w czesci badan RCT,
jednak nie zostaty ujednolicone w metaanalizie jako wspdlne kryterium wigczenia.

Youssef 2012

W badaniu odniesiono sie¢ do faktu, iz dzieci miaty niezarosnigte nasady kosci dtugich / otwarte chrzastki
wzrostowe, co bylo jednym z warunkéw umozliwiajacych potencjalny wzrost pod wptywem rhGH. Nie podano
konkretnych wartosci wieku szkieletowego ani klasyfikacji wedtug norm Greulicha i Pyle’a.

Opinie ekspertéow:

Zaproponowane zmiany wptyng na zwigkszenie populacji kwalifikujgcej sie do leczenia w programie o 10% (tj. o okoto 6 pacjentéw). Eksperci wskazali, iz bedzie
to zwigzane z witgczaniem pacjentéw po transplantacji nerki, ktérzy nie przyspieszyli tempa wzrastania i pacjentéw miedzy 3 a 10 centylem.

Wytyczne:

Zalecane jest rozwazenie terapii GH u dzieci po przeszczepieniu nerki, u ktorych oczekiwany wzrost wyréwnawczy nie moze zostac osiggniety poprzez minimalizacje
stosowania sterydow lub u pacjentéw, u ktérych odstawienie sterydéw nie jest mozliwe ze wzgledu na wysokie ryzyko immunologiczne, szczegdlnie u dzieci
z nieoptymalng funkcjg przeszczepionego narzadu (eGFR <50 ml/min/1,73 m?).

ChPL i komentarz analitykow Agencji:

Eksperci wskazuja, ze proponowane zmiany pozwolg wigczy¢ do programu lekowego pacjentdw po transplantacji nerki, ktorzy nie przyspieszyli wzrastania. Jednakze
nalezy zwrdci¢ uwage, iz zaden z proponowanych zapiséw nie wskazuje wprost na taka mozliwos$¢. Zgodnie z ChPL Omnitrope, leczenie somatotroping nalezy przerwac
w przypadku przeszczepienia nerki. W ChPL Genotropin wskazano, ze w przypadku leczenia hormonem wzrostu pacjentéw, u ktérych istnieje koniecznosé
przeszczepienia nerki, leczenie nalezy zakonczy¢ niezwitocznie po przeszczepie. W zadnej z ChPL nie odniesiono sie¢ do mozliwosci stosowania somatotropiny
u pacjentow po transplantacji nerki.

Okreslenie czasu
leczenia w programie

Dodano zapis: Komentarz analitykdw Agenciji: zapis umozliwia zawieszenie i ponowne wigczenie pacjenta do leczenia
JLekarz prowadzgcy moze podjgé decyzje | W programie, bez koniecznosci ponownej kwalifikacji. Zmiana ta pozwoli na sledzenie catej sciezki pacjenta
o czasowym zawieszeniu w podawaniu leku | wramach PL B.38.

w przypadku wystgpienia cigezkiej nadczynnosci
przytarczyc (PTH > 500pg/ml) i powrét do leczenia, ChPL

gdy PTH < 300pg/ml). Chorzy, u ktorych czasowo | ChPL Genotropin: (...). Aby potwierdzi¢ zaburzenie wzrostu, przed rozpoczgciem leczenia nalezy przez rok
przerwano leczenie, bedg ponownie wigczani | obserwowa¢ tempo wzrastania. Podczas tego okresu nalezy ustali¢c sposob zachowawczego leczenia
do podawania leku bez koniecznosci ponownej | niewydolnosci nerek (wigcznie z przeciwdziataniem kwasicy i nadczynno$ci przytarczyc oraz kontrolg stanu
kwalifikacji przez Zespot Koordynujgcy. odzywienia).
Lekarz  prowadzgcy moze podjg¢  decyzje
o0 czasowym zawieszeniu w podawaniu leku
w przypadku osiggniecia przez pacjenta
prognozowanego wzrostu lub 75 centyla wzrostu;
Chorzy, u ktérych czasowo przerwano leczenie,
bedg ponownie wigczani do podawania leku
bez konieczno$ci ponownej kwalifikacji przez Zespét

ChPL Omnitrope: (...) Przed rozpoczeciem leczenia nalezy przez rok monitorowaé¢ tempo wzrostu w celu
potwierdzenia zaburzen wzrastania. W tym okresie nalezy wdrozy¢ zachowawcze leczenie niewydolnosci nerek
(obejmujgce wyréwnanie kwasicy, nadczynnos$ci przytarczyc i kontrole stanu odzywienia) i kontynuowac
je podczas leczenia.

Opinie ekspertow:




Koordynujgcy, gdy tempo wzrastania ulegnie
obnizeniu o 1 kanat centylowy.”

Zgodnie z otrzymanymi opiniami, aktualnie jest stosowana praktyka czasowego wylgczania pacjentow
z programu, a nastepnie (po ponownej kwalifikacji) ponownego witaczania.

Eksperci wskazali, iz zaproponowane rozszerzenie zapiséw dotyczacych zawieszenia w podawaniu lekéw
(w przypadku wystgpienia ciezkiej nadczynnosci przytarczyc i/lub osiggniecia przez pacjenta prognozowanego
wzrostu) dotyczg aktualnie stosowanych w praktyce klinicznie sytuaciji.

Wytyczne:
Rekomendowane jest zaprzestanie terapii hormonem wzrostu u pacjentéw z utrzymujaca sie ciezkg wtérng

nadczynnosci przytarczyc (PTH > 500 pg/ml). GH moze by¢ ponownie wigczony, gdy poziomy PTH wréca
do docelowego zakresu. [zalecenie umiarkowane]

Kryteria wylaczenia

Zmiana skrotu ,PNN” na ,PCHN”.

Komentarz analitykéw Agenciji: zmiana porzadkowa, bez wplywu na liczebnos¢ populacji i koszty realizacji
PL. Sugeruje sie ujednolicenie skrétu uzywanego w tresci PL ze skrétem w tytule PL.

Zmieniono zapis kryterium:

,Zaburzenia przemian weglowodanowych”
na

Lniewyréwnana cukrzyca’.

Komentarz analitykéw Agencji: zmiana moze wplynaé na liczebno$¢ populacji pozostajacej w programie
— zlagodzenie kryteriéw wytgczenia.

ChPL:

U dzieci leczonych somatotroping zgtaszano rzadkie przypadki cukrzycy typu Il. Ponadto, wskazano,
iz za mozliwe skutki dziatania somatotropiny mozna uzna¢ hiperglikemie spowodowang zmniejszong
wrazliwoscig na insuling, obnizonym poziomem wolnej tyroksyny i fagodnym nadci$nieniem srédczaszkowym.

Dodano kryteria wytgczenia:

Lpseudo tumor cerebri’ i ,ztuszczenia nasady kosci
udowey”.

Komentarz analitykéw Agencji: dodane kryteria wylgczenia sa zwigzane z potencjalnymi dziataniami
niepozgdanymi, ktére moga wystgpi¢ u pacjentéw leczonych somatotroping. Zmiana nie wptynie na liczebnos¢
populacji i koszty realizacji PL.

ChPL:

W ChPL Genotropin wskazano, iz podczas leczenia dzieci somatotroping niezbyt czesto (= 1/1000 do 1/100)
wystepuje tagodne nadci$nienie srodczaszkowe.

U dzieci leczonych hormonem wzrostu zgtaszano przypadki mtodzienczego ztuszczenia gtowy kosci udowe;.
Zituszczenie nasady gtowy kosci udowej wystepuje czesciej w przypadku zaburzerr endokrynologicznych.
Nie jest wiadome jednak, czy patologia ta wystepuje czesciej, czy nie podczas leczenia somatroping.

W ChPL Omnitrope wskazano, iz w przypadku wystapienia silnych lub nawracajgcych béléw gtowy, zaburzen
widzenia, nudnosci i (lub) wymiotdw zaleca sie wykonanie badania dna oka ze zwrdceniem uwagi
na wystepowanie obrzeku nerwu wzrokowego (tarczy zastoinowej). W razie potwierdzenia takiego podejrzenia
nalezy bra¢ pod uwage rozpoznanie tagodnego nadcisnienia $rédczaszkowego i ewentualnie zaprzestac
podawania hormonu wzrostu. Obecnie nie ma wystarczajgcych danych, ktére bylyby pomocne w podejmowaniu
decyzji o dalszym sposobie leczenia pacjentow, u ktérych nadcisnienie srédczaszkowe ustgpito. Jesli powraca
sie do podawania hormonu wzrostu, konieczna jest dokltadna obserwacja pacjentéw pod kgtem objawow
zwigzanych z nadci$nieniem srodczaszkowym.

U pacjentdw z zaburzeniami endokrynologicznymi przebiegajagcymi z niedoborem hormonu wzrostu,
ztuszczanie nasad kosci udowych wystepuje czesciej niz w populacji ogéinej. Pacjenci, ktorzy kulejg w trakcie
leczenia somatroping, powinni by¢ zbadani klinicznie.

Wytyczne:

Zleca sie zaprzestanie terapii GH w przypadku wystgpienia nadci$nienia wewnatrzczaszkowego.
[silne zalecenie]

Zleca sie zaprzestanie terapii GH u pacjentéw z przemieszczeniem nasady gtowy kosci udowej. [silne zalecenie]




Opinie ekspertow:

Zaproponowane zmiany wptyng na niewielkie zwigkszenie liczebnosci pacjentéw leczonych w PL: od 0,2% do 1,7%.

Badania przy
kwalifikacji

Rozszerzono zakres / rodzaj badan wykonywanych
przy kwalifikacji do programu.

Monitorowanie
leczenia

Zmodyfikowano zakres / rodzaj badan
wykonywanych w ramach monitorowania leczenia
w programie.

Komentarz analitykéw Agenciji: potencjalny wzrost kosztow kwalifikacji i monitorowania leczenia w ramach
PL. Jednakze nalezy zauwazyé, iz diagnostyka w programie leczenia niskorostych dzieci z przewlektg
niewydolnoscig nerek rozliczana jest w ramach Katalogu ryczattow za diagnostyke w programach lekowych,
ti. NFZ finansuje diagnostyke w tym programie jako catoSciowe $Swiadczenie ryczattowe przypisane
do programu, a nie jako odrebnie wyceniane i raportowane pojedyncze badania laboratoryjne lub obrazowe.

Wytyczne:
Nie odniesiono sie do badan zalecanych przy kwalifikacji do terapii GH.

W zakresie monitorowania leczenia, zaleca sie¢ wizyty kontrolne co 3—6 miesiecy lub czesciej u mtodych
pacjentéw oraz u os6b z zaawansowang chorobg nerek (CKD) w celu monitorowania wzrostu, tempa wzrostu,
rozwoju piciowego, dojrzatosci szkieletowej na podstawie zdje¢ radiologicznych nadgarstka, funkcji nerek,
pozioméw hormondéw tarczycy (TSH i wolne T3), stezenia glukozy w surowicy, wapnia, fosforu,
wodoroweglandw oraz poziomu hormonu przytarczyc. [zalecenie stabe]

ChPL
Nie odniesiono sie do konkretnych badan koniecznych do kwalifikacji i monitorowania leczenia.




6. Wplyw na wydatki ptatnika publicznego

6.1. Metodologia

Perspektywa
Wyniki analizy zostaty przedstawione z perspektywy ptatnika publicznego (NFZ).
Horyzont czasowy

W analizie przyjeto 2-letni horyzont obserwacji. Jako poczgtek prognozowanego horyzontu czasowego przyjeto
1 stycznia 2027 roku.

Scenariusze
W analizie porownano ze sobg nastepujgce scenariusze:

e scenariusz aktualny przedstawia prognoze wielkosci populacji i kosztéw NFZ dla lat 2027- 2028
przy zatozeniu braku zamian w programie lekowym B.38 (utrzymanie aktualnych zapisow);

e scenariusz nowy przedstawia prognoze wielkosci populacji i kosztow NFZ dla lat 2027- 2028
przy zatozeniu wprowadzenia nowych zapisdw w programie lekowym B.38.

Wynikiem analizy wptywu na budzet jest réznica pomiedzy tymi scenariuszami wyrazona inkrementalnymi
wydatkami pfatnika.

Dane zrédiowe

Analize oparto na danych z Modutu Eksploracji Rynku Lekow (MERL), obejmujacych liczbe pacjentéw wtgczonych
do programu lekowego B.38 w latach 2013-2025 oraz koszty programu rozliczone przez NFZ.
Dodatkowo wykorzystano informacje pochodzace z opinii ekspertéw klinicznych (prof. dr hab. n. med. Mieczystaw
Walczak - przewodniczgcy Zespotu Koordynacyjnego ds. Stosowania Hormonu Wzrostu, Kierownik Kiliniki
Pediatrii, Endokrynologii, Diabetologii, Choréb Metabolicznych i Kardiologii Wieku Rozwojowego
oraz prof. Matgorzata Panczyk-Tomaszewska, Kierownik kliniki - Katedra i Klinika Pediatrii i Nefrologii).

Uzyskane dane historyczne z lat 2013-2025 wykorzystano do wyznaczenia prognozy liczebnosci populacji
i wydatkéw NFZ w horyzoncie analizy (lata 2027-2028). Prognozowanie przeprowadzono w programie Microsoft
Excel z wykorzystaniem funkcji forcast.ets. Z uwagi na niepetny zakres danych dostepnych dla 2026 r.,
wartosci dla tego roku oszacowano z wykorzystaniem tej samej metody prognozowania.

6.2. Scenariusz aktualny (brak zmian w programie lekowym)

6.2.1. Liczebnosé¢ pacjentéw w scenariuszu aktualnym
W tabeli ponizej przedstawiono prognoze liczebnosci pacjentéw leczonych w programie lekowym B.38
dla petnego roku 2026 i kolejnych lat (2027- 2028), przy zatozeniu utrzymania aktualnych zapiséw programu
lekowego.

Tabela 8. Prognoza liczby pacjentow w programie lekowym B.38 przy zatozeniu braku zmian w tresci programu

Pacjenci leczeni
w programie lekowym B.38 2022 2023 2024 2025 2026 2027 2028
Dane raportowane* 59 59 73 62 - - -
Pro-gnoza AOTMIT ) ) ) ) 69 70 72
(wariant podstawowy)

* Zrodlo danych: Modut Eksploracji Rynku Lekéw (dostep 20.04.2026). Peiny zakres uzyskanych danych (lata 2013-2025)
znajduje sie na wykresie 1.
** Prognoza przeprowadzona na podstawie ekstrapolacji danych z lat 2013-2025.
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e Raportowana liczha pacjentow = Prognozowana liczba pacjentéw

Wariant minimalny prognozy (dolny przedziat ufnosci) Wariant maksymalny prognozy (gérny przedziat ufnosci)

Wykres 1. Prognoza liczby pacjentéw w programie lekowym B.38 przy zatozeniu braku zmian w tresci programu

W opinii ekspertéw klinicznych: prof. Matgorzaty Panczyk-Tomaszewskiej oraz prof. Mieczystawa Walczaka
— aktualnie (tj. kwiecien 2026 r.) w programie B.38 leczenie przyjmuje 52 pacjentéw. Oszacowania ekspertow
sugerujg zgodnos¢ z przedstawionym powyzej wariantem minimalnym i podstawowym prognozy,
zaktadajgcym, ze do konca 2026 r. do programu bedzie zakwalifikowanych 58-69 pacjentow.

6.2.2. Wydatki ptatnika publicznego w scenariuszu aktualnym

Na podstawie danych z Modutu Eksploracji Rynku Lekéw (dostep 21.04.2026) ustalono $rednie roczne koszty
leczenia i monitorowania pacjenta w ramach programu lekowego B.38.

Tabela 9. Sredni roczny koszt rozliczonych swiadczen w programie lekowym B.38 w przeliczeniu na 1 pacjenta [z]

Swiadczenie 2021 2022 2023 2024 2025

Koszt leku (somatotropina) 5076 4693 10 515 20 921** 7 929
Koszt pozostatych swiadczen* 2726 3421 4 582 5634 7327
tacznie 7799 7 854 17 301 25102 14713

* hospitalizacja zwigzana z wykonaniem programu, hospitalizacja zwigzana z wykonaniem programu u dzieci, hospitalizacja w trybie
jednodniowym zwigzana z wykonaniem program, przyjecie pacjenta w trybie ambulatoryjnym zwigzane z wykonaniem programu,
kwalifikacja do leczenia w programie lekowym oraz weryfikacja jego skutecznosci, diagnostyka w programie leczenia niskorostych dzieci
z przewlekig niewydolno$é nerek (PNN) hormonem wzrostu.

** Wyraznie wyzsze koszty somatotropiny ponoszone w 2024 r. wynikajg z zawyzonej ceny leku uzyskanej w przetargu realizowanym
przez MZ%: W roku 2023 stwierdzane sg niedobory rekombinowanego, ludzkiego hormonu wzrostu na rynkach $wiatowych,
ktére sq szacowane na okoto 40% zapotrzebowania. Deficyty Somatropinum na rynku globalnym spowodowane sg trudno$ciami na etapie
produkcji Firm Pfizer Polska Sp. Z o.0. oraz Novo Nordisk Pharma Sp. zo.o. 20 kwietnia 2023 roku, Zaktad Zamoéwiern Publicznych
przy Ministrze Zdrowia zorganizowat przetarg na zakup rekombinowanego, ludzkiego hormonu wzrostu. Jedyng oferte ztozyta firma LEK S.A.,
ktéra zaoferowata cene za 1 mg Somatropinum, pod nazwg handlowg Omnitrope, na poziomie niemal sze$ciokrotnie wyzszym
niz w poprzednich postepowaniach przetargowych [...]. Nalezy oczekiwac przy tym, iz po ponownym uruchomieniu linii produkcyjnej jednego
z najwiekszych producentéw rekombinowanego ludzkiego hormonu wzrostu nie tylko znacznie zwigkszy sie dostepnos¢ do tego leku,

6 https://www.gov.pl/web/zdrowie/petycja-z-23-maja-2023-r-w-sprawie-hormonu-wzrostu




ale takze obnizy sie jego cena. Biorgc pod uwage powyzsze, Minister Zdrowia informuje, iz sytuacja zwigzana z dostepnoscig
rekombinowanego ludzkiego hormonu wzrostu dla pacjentéw leczonych w programach lekowych, zostata ustabilizowana”

W tabeli ponizej przedstawiono prognoze rocznych wydatkéw ptatnika publicznego ponoszonych na realizacje
programu lekowego B.38. przy zatozeniu utrzymania niezmienionej tresci programu.

Tabela 10. Prognoza wydatkéw NFZ zwigzanych z realizacjg programu lekowego B.38 — aktualne zapisy programu
lekowego [zl]

Wydatki NFZ w programie
lekowym B.38 2022 2023 2024 2025 2026 2027 2028
Dane raportowane* 463 399 1020 757 1832435 912 230 - - -
Prognoza AOTMIT - - - - 1009475 | 1031756 | 1054036
(wariant podstawowy)

* Zrédto danych: Modut Eksploracji Rynku Lekéw (dostep 20.04.2026). Peiny zakres uzyskanych danych (lata 2013-2025) znajduje
sie w dotgczonym do niniejszego raportu pliku MS Excel

** lloczyn wielkosci populacji oszacowanej na podstawie ekstrapolaciji trendu liniowego z lat ubiegtych i Sredniego kosztu leczenia 1 pacjenta
w programie B.38 w 2025 r.

6.3. Scenariusz nowy (nowe zapisy programie lekowym)

6.3.1. Liczebnos$é¢ pacjentow w scenariuszu nowym

Proponowane zmiany w kryteriach wigczenia do programu B.38 mogg rozszerzy¢ liczebnosé¢ pacjentow
kwalifikujgcych sie do leczenia w zakresie subpopulac;ji:

e dzieci z PChN stadium 3-5 lub dializowanych, ze wzrostem ponizej 10. centyla i tempem wzrastania
ponizej 25. centyla. Proponowany zapis umozliwia kwalifikacje na wczesniejszym etapie zaburzen
wzrastania i umozliwia rozpoczecie leczenia u dzieci z wzrostem pomiedzy 3 a 10 centylem.
Zgodnie z opinig ankietowanych ekspertéw, ponad 80% dzieci obecnie wigczonych do programu B.38
znajduje sie w stadium 3-5 co wskazuje na istotne znaczenie zlagodzenia kryteriow kwalifikacji
dla pacjentow w tym stanie klinicznym;

e pacjentdw z niezarosnietymi nasadami kosci diugich — proponowany zapis umozliwia leczenie pacjentéw
w wieku nastoletnim, bedacych blizej zakonczenia okresu wzrastania, u ktérych potencjat wzrostowy jest
ograniczony, ale nadal istnieje;

e pacjentdw po transplantacji nerki, ktérzy nie przys$pieszyli tempa wzrastania (jest to subpopulacja
wskazana przez ankietowanych ekspertéw, jednakze =zapisy programu lekowego nie odnoszg
sie literalnie do pacjentéw po transplantaciji).

Zaproponowane zmiany w kryteriach wytgczenia z programu wskazujg zaréwno na potencjalne rozszerzenie
dostepu do leczenia w programie (ztagodzenie kryterium dot. cukrzycy), jak rowniez na dodatkowe kryteria
wykluczajace (stwierdzenie pseudo tumor cerebri oraz zluszczenia nasady kosci udowej). W opinii ekspertow,
nowe kryteria wytgczenia bedg miaty minimalny wptyw na wielko$¢ populacji pacjentow w programie lekowym.

Dokonana przez ekspertéw catosciowa i wieloczynnikowa ocena wptywu wszystkich zmian w programie lekowym
B.38 wskazuje na przewidywane zwiekszenie populacji pacjentow o tgcznie 10,2 — 11,7%. Do dalszej analizy
wykorzystano srednig uzyskang w powyzszych oszacowan (10,95%).

Tabela 11. Wplyw zaproponowanych zmian w programie lekowym B.38 na liczebnos$¢ pacjentéw

Tresé PL prof. Matgorzata Panczyk-Tomaszewska prof. dr hab. n. med. Mieczystaw Walczak
Zwiekszenie o 10% Zwiekszenie o 10% (wzrost ilosci pacjentéw
. L, .. | po transplantacji nerki, ktérzy nie przyspieszyli
Kryteria kwalifikacji pacjenta Wozrost liczby pacjentéw po transplantacji tempa wzrastania).
do leczenia w programie nerki, ktérzy nie przyspieszyli wzrastania;

wzrost liczby pacjentéw leczonych o grupe
miedzy 3 a 10 centylem.

Kryteria wylgczenia pacjenta Brak wptywu/minimalne zwiekszenie 0 1,7%. Zwiekszenie o 0,2% (szybsze osiggnigcie
z udziatu w programie wzrostu prognozowanego).




Niewielki wzrost liczby pacjentow
lub liczebnos¢ bez  zmian, poniewaz
wczesniejsze rozpoczecie leczenia pozwoli
wczesniej osiggng¢ wzrost ostateczny.

Dawkowanie lekéw w programie - -

Eksperci potwierdzili, iz zaproponowane rozszerzenie zapiséw dotyczacych zawieszenia
w podawaniu lekéw (w przypadku wystapienia cigezkiej nadczynnosci przytarczyc
i/lub osiagniecia przez pacjenta prognozowanego wzrostu) dotyczg aktualnie stosowanych
w praktyce klinicznie sytuacji. W zwigzku z powyzszym, zmiany zapiséw nie wplyng istotnie
na wielko$¢ populacji witgczonych do programu.

Okreslenie czasu leczenia pacjenta
W programie

Badania przy kwalifikacji pacjenta - -
do leczenia w programie

Monitorowanie leczenia - -

Monitorowanie programu - -

W tabeli ponizej przedstawiono wptyw zaproponowanych zmian w programie lekowym na wielko$¢ populacji
pacjentow (wzrost o 10,95%).

Tabela 12. Prognoza liczby pacjentéw w programie lekowym B.38 przy uwzglednieniu nowych zapiséw

Pacjenci leczeni 2022 2023 2024 2025 2026 2027 2028
w programie lekowym B.38
Dane raportowane* 59 59 73 62 - - -
Pro'gnoza AOTMIT i i i i 76 78 79
(wariant podstawowy)

* Zrodto danych: Modut Eksploracji Rynku Lekéw (dostep 20.04.2026). Petny zakres uzyskanych danych historycznych (lata 2013-2025)
znajduje sig na wykresie 1.

** Prognoza przeprowadzona na podstawie ekstrapolacji danych historycznych z lat 2013-2025, powiekszonej o 10,95%.

6.3.2. Wydatki ptatnika publicznego w scenariuszu nowym

W tabeli ponizej zaprezentowano prognoze wydatkow NFZ w scenariuszu zakladajgcym rozszerzenie populaciji
pacjentéw leczonych w programie o 10,95%.

Tabela 13. Prognoza wydatkéw NFZ zwigzanych z realizacja programu lekowego B.38 — nowe zapisy programu
lekowego [zl]

Wydatki NFZ w programie
lekowym B.38 2022 2023 2024 2025 2026 2027 2028
Dane raportowane* 463 399 1020 757 1832435 912 230 - - -
Prognoza AOTMIT - - ; - 1120013 | 1144733 | 1169453
(wariant podstawowy)

* Zrédio danych: Modut Eksploracji Rynku Lekéw (dostep 20.04.2026). Petny zakres uzyskanych danych (lata 2013-2025) znajduje sie
w dotgczonym do niniejszego raportu pliku MS Excel

** lloczyn prognozowanej, powiekszonej wielkosci populacji i Sredniego kosztu leczenia 1 pacjenta w programie B.38 w 2025 r.

W niniejszym opracowaniu odstgpiono od oceny finansowego wptywu dodania/usuniecia poszczegdlnych badan
diagnostycznych zwigzanych z realizacjg programu lekowego B.38 z uwagi na sposéb rozliczania tych Swiadczen
przez pfatnika publicznego.

Diagnostyka w programie leczenia niskorostych dzieci z przewlektg niewydolno$cig nerek rozliczana jest
w ramach Katalogu ryczattéw za diagnostyke w programach lekowych (kod $wiadczenia 5.08.08.0000047)7,

7 Zarzadzenie nr 11/2026/DGL Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 28 stycznia 2026 r. zmieniajgce zarzadzenie w sprawie
okreslenia warunkéw zawierania i realizacji uméw w rodzaju leczenie szpitalne w zakresie programy lekowe: Akt prawny: Zarzadzenie-
11 2026 DGL - Baza Aktéw Wiasnych




€0 oznacza, iz NFZ finansuje diagnostyke w tym programie jako cato$ciowe $wiadczenie ryczattowe przypisane
do programu, a nie jako odrebnie wyceniane i raportowane pojedyncze badania laboratoryjne lub obrazowe.

Z uwagi na fakt, ze metodologia stosowana przez NFZ do ustalania wartosci punktowych $wiadczenh ujetych
w Katalogu ryczattéw za diagnostyke w programach lekowych nie jest jawna, brak jest wiarygodnych mozliwosci
oceny finansowego wptywu dodania lub usuniecia poszczegoélnych badan diagnostycznych w niej zawartych.

Ponadto, w Planie Taryfikacji na 2025 rok® ujeto prace nad aktualizacja wyceny ryczattéw diagnostycznych
dla nieonkologicznych programow lekowych, obejmujgcych program lekowy B.38.

6.4. Wyniki analizy wptywu na budzet

W tabeli ponizej przedstawiono podsumowanie wptywu przedmiotowych zmian w programie lekowym B.38
na budzet ptatnika publicznego w 2-letnim horyzoncie czasowym (lata 2027-2028).

Tabela 14. Wyniki analizy wplywu na budzet z perspektywy NFZ w wariancie podstawowym

Wynik z perspektywy NFZ [PLN]
Wydatki NFZ
1 rok (2027) 2 rok (2028)
Scenariusz istniejacy 1031 756 zt 1 054 036 zt
Scenariusz nowy 1144 733 zt 1169 453 zt
Wydatki inkrementalne 112 977 zt 115 417 zt

Analiza wptywu na budzet wykazata, ze zaproponowane zmiany w programie lekowym B.38 bedg zwigzane
z dodatkowymi wydatkami ptatnika publicznego na poziomie 113 tys. zt w | roku oraz 115 tys. zt w Il roku analizy
(wariant podstawowy prognozy).

W wariancie minimalnym prognozy, wydatki ptatnika publicznego bedg ksztattowac sie na poziomie 96 tys. zt
w | roku i 98 tys. zt w Il roku, natomiast w wariancie maksymalnym - wydatki ptatnika publicznego bedg wynosic
130 tys. zt w | roku i 133 tys. zt w Il roku.

8 Zrédto: https://bip.aotm.gov.pl/assets/files/taryfikacja/plany/Plan%20Taryfikaciji%20na%20rok%202025.pdf (dostep 28.03.2026 r.)
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8. Zalaczniki

8.1. Aktualnie

obowiazujgcy program

lekowy B.38 LECZENIE NISKOROSLYCH DZIECI

Z PRZEWLEKLA NIEWYDOLNOSCIA NEREK (PNN) (ICD-10 N18)

ZAKRES SWIADCZENIA GWARANTOWANEGO

SWIADCZENIOBIORCY

SCHEMAT DAWKOWANIA LEKOW
W PROGRAMIE

BADANIA DIAGNOSTYCZNE WYKONYWANE W RAMACH PROGRAMU

Do programu kwalifikuje Zespot Koordynacyjny
ds. Stosowania Hormonu Wzrostu powotywany przez Prezesa
Narodowego Funduszu Zdrowia.

1.Kryteria kwalifikacji

1)  klirens kreatyniny nizszy niz 75 ml/1,73m?/min.;

2) wysokos¢ ciata dziecka ponizej -1,88 odchylenia
standardowego (SDS), dla pici i wieku metrykalnego
lub tempo wzrastania SDS ponizej - 2.0;

3) opozniony wiek szkieletowy, ponizej 12,5 lat dla chtopcow
i ponizej 11,5 lat dla dziewczynek, wedtug norm Greulicha
i Pyle;

4)  wykluczenie innych przyczyn niskorostosci.

2. Okreslenie czasu leczenia w programie

Leczenie trwa do czasu podjecia przez Zespdt Koordynacyjny
ds. Stosowania Hormonu Wzrostu lub lekarza prowadzacego
decyzji o wylgczeniu $wiadczeniobiorcy z programu, zgodnie
z kryteriami wytgczenia.

3. Kryteria wytaczenia

1) inna anizeli PNN przyczyna niskorostosci;

2) zaburzenia przemian weglowodanowych;

3) choroba nowotworowa,

4) niezadowalajgcy efekt leczenia, tj. przyrost wysokosci
ciata $wiadczeniobiorcy leczonego hormonem wzrostu
ponizej 3cm na rok (nie dotyczy dziewczat z wiekiem
kostnym powyzej 14 lat oraz chtopcow z wiekiem kostnym
powyzej 16 lat);

5) osiggniecie wieku kostnego powyzej 16
dziewczynke i powyzej 18 lat przez chiopca.

lat przez

1. Dawkowanie

Somatotropina podawana codziennie
wieczorem w dawce: 0,33 mg-0,37 mg
(1,0-1,1 IU)/kg masy ciata/tydzien.

1. Badania przy kwalifikacji

1) pomiar stezenia IGF-1;
2) badania densytometryczne;
3) RTG stawow biodrowych.

Badania wykonywane wedlug standardow diagnozowania $wiadczeniobiorcéw
z przewlekig niewydolnoscia nerek.

2.Monitorowanie leczenia
2.1 Co 30 dni w 3 - 4 stadium choroby:

10) stezenie parathormonu (intact PTH);

11) fosfataza alkaliczna;

12) proteinogram;

13) stezenie glukozy we krwi;

14) stezenie kreatyniny;

15) stezenie mocznika;

16) jonogram w surowicy krwi (Na+, K+, Ca++, Ca zjonizowany+, P-);
17) morfologia krwi z rozmazem;

18) gazometria.

2.2 Co 90 dni

1) u dzieci z wadami uktadu moczowo-ptciowego, u innych w zaleznosci
od potrzeb:
c) konsultacja urologiczna,
d) USG jamy brzusznej,
2) konsultacja dietetyka;
3) w 2 stadium choroby:
j) stezenie parathormonu (intact PTH),
k) fosfataza alkaliczna,
1) proteinogram,




m) stezenie glukozy we krwi,
n) stezenie kreatyniny,
o) stezenie mocznika,

=

p) jonogram w surowicy krwi (Na+, K+, Ca++, Ca zjonizowany+, P-),

q) morfologia krwi z rozmazem,
r) gazometria.

2.3 Po 90 dniach
1) stezenie IGF-1.
2.9 Co 365 dni

1) stezenie triglicerydow;
2) stezenie catkowitego cholesterolu;

3) stezenie IGF-1;
4) RTG $rodrecza z blizszg przynasadg kosci przedramienia (do oceny wieku

kostnego);

5) w uzasadnionych przypadkach:

a) badania densytometryczne,
b) RTG stawéw biodrowych,
c) konsultacja okulistyczna,
d) konsultacja ortopedyczna,
e) cystouretografia,

6) przy podejrzeniu zluszczenia gtowy kosci udowej, u innych w zaleznosci

od potrzeb:
a) konsultacja ortopedyczna,
b) RTG/USG stawdw biodrowych,
c) TK z kontrastem stawow biodrowych,

7) u dzieci z wadami uktadu moczowo-piciowego, u innych w zaleznosci

od potrzeb:
c) badanie ogéine moczu,
d) posiew moczu.

Badania wykonywane wedtug standardéw monitorowania terapii hormonem wzrostu
Swiadczeniobiorcéw PNN.

3. Monitorowanie programu

1)

gromadzenie w dokumentacji medycznej pacjenta danych dotyczgcych
monitorowania leczenia ikazdorazowe ich przedstawianie na Zzgdanie
kontroleréw Narodowego Funduszu Zdrowia;

2) uzupetnienie danych zawartych w rejestrze (SMPT) dostgpnym za pomoca
aplikacji internetowej udostepnionej przez OW NFZ, z czestotliwoscig
zgodng z opisem programu oraz na zakonczenie leczenia;

3) przekazywanie informacji sprawozdawczo-rozliczeniowych do NFZ:

informacje przekazuje sie do NFZ w formie papierowej lub w formie
elektronicznej, zgodnie z wymaganiami opublikowanymi przez Narodowy
Fundusz Zdrowia.




8.2.

Projekt proponowanego programu

lekowego B.38 LECZENIE NISKOROSLYCH DZIECI

Z PRZEWLEKLA NIEWYDOLNOSCIA NEREK (PNN) (ICD-10 N18)

ZAKRES SWIADCZENIA GWARANTOWANEGO

SWIADCZENIOBIORCY

SCHEMAT DAWKOWANIA LEKOW
W PROGRAMIE

BADANIA DIAGNOSTYCZNE WYKONYWANE W RAMACH PROGRAMU

Do programu kwalifikuje Zespot Koordynacyjny
ds. Stosowania Hormonu Wzrostu powotywany przez Prezesa
Narodowego Funduszu Zdrowia.

Do czasu aktualizacji aplikacji SMPT, dopuszcza sie udziat
pacjenta w programie na podstawie akceptacji Zespotu
Koordynacyjnego ds. Stosowania Hormonu Wzrostu,
uzyskanej w inny sposéb niz za posrednictwem aplikacji
SMPT.

1.Kryteria kwalifikacji

1) eGFR<75 ml/min/ 1,73m?

2) wysokos¢ ciata dziecka ponizej <3centyla dla ptci i wieku
metrykalnego;

3) pacjenci z PCHN stadium 3-5 lub dializowani w wieku
> 6 miesiecy zycia ze wzrostem <10 centyla i tempem
wzrastania <25centyla;

4) wykluczenie innych przyczyn niskorostosci;

5) niezaro$niete nasady kosci diugich (na podstawie wieku
szkieletowego).

2. Okreslenie czasu leczenia w programie

Leczenie trwa do czasu podjecia przez Zespdt Koordynacyjny
ds. Stosowania Hormonu Wzrostu lub lekarza prowadzgcego
decyzji o wylgczeniu $wiadczeniobiorcy z programu, zgodnie
z kryteriami wytgczenia.

Lekarz prowadzacy moze podja¢ decyzje o czasowym
zawieszeniu w podawaniu leku w przypadku wystgpienia
ciezkiej nadczynnosci przytarczyc (PTH > 500pg/ml) i powrét
do leczenia, gdy PTH < 300pg/ml). Chorzy, u ktérych czasowo
przerwano leczenie, bedg ponownie wtgczani do podawania
leku bez koniecznosci ponownej kwalifikacji przez Zespoét
Koordynujacy.

1. Dawkowanie

Somatotropina podawana codziennie
wieczorem wdawce: 0,33 mg-0,37 mg
(1,0-1,1 IU)/kg masy ciata/tydzien.

1. Badania przy kwalifikacji

Badania wykonywane wedlug standardow diagnozowania $wiadczeniobiorcéw
z przewlekig niewydolnoscig nerek (kreatynina, mocznik, Ca, P, ALP, PTH, gazometria,
250HD3, albuminy, biatko catkowite, glukoza, morfologia, lipidogram).

1) pomiar stezenia IGF-1;

2) hemoglobina glikowana Hb1Ac

3) stezenie TSH i fT4

4) badania densytometryczne;

5) RTG stawow biodrowych;

6) RTG s$rodrecza z blizszg przynasadg kosci przedramienia (do oceny wieku
kostnego);

7) badanie dna oka;

8) ocena dojrzewania wg skali Tannera

2.Monitorowanie leczenia
2.1 Co 30 dni w 3 - 4 stadium choroby:

1) stezenie parathormonu (intact PTH);

2) fosfataza alkaliczna;

3) proteinogram;

4) stezenie glukozy na czczo;

5) stezenie kreatyniny;

6) stezenie mocznika;

7) jonogram w surowicy krwi (Na+, K+, Ca++, Ca zjonizowany+, P-);
8) morfologia krwi z rozmazem;

9) gazometria.

2.2 Co 90 dni

10
11
12
13

konsultacja dietetyka;

stezenie parathormonu (intact PTH);
fosfataza alkaliczna;

biatko catkowite, albuminy;
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Lekarz prowadzacy moze podjaé decyzje o czasowym
zawieszeniu w podawaniu leku w przypadku osiggniecia przez
pacjenta prognozowanego wzrostu lub 75 centyla wzrostu;
Chorzy, u ktérych czasowo przerwano leczenie, beda
ponownie wigczani do podawania leku bez koniecznosci
ponownej kwalifikacji przez Zespét Koordynujacy, gdy tempo
wzrastania ulegnie obnizeniu o 1 kanat centylowy.

3. Kryteria wytaczenia

1) inna anizeli PCHN przyczyna niskorostosci;

2) niewyréwnana cukrzyca;

3) choroba nowotworowa,

4) niezadowalajgcy efekt leczenia, tj. przyrost wysokosci
ciata Swiadczeniobiorcy leczonego hormonem wzrostu
ponizej 3cm na rok (nie dotyczy dziewczat z wiekiem
kostnym powyzej 14 lat oraz chtopcéw z wiekiem kostnym
powyzej 16 lat);

5) osiagniecie wieku kostnego powyzej 16 lat przez
dziewczynke i powyzej 18 lat przez chtopca;

6) pseudo tumor cerebri;

7) ztuszczenia nasady kosci udowej

14
15
16
17

stezenie glukozy na czczo;
stezenie kreatyniny;
stezenie mocznika;
jonogram w surowicy krwi (Na+, K+, Ca++, Ca, P-);
18) morfologia krwi z rozmazem;
19) gazometria.
2.3 Po 90 dniach
20) stezenie IGF-1.
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2.9 Co 365 dni

1) Lipidogrami, stezenie IGF-1;

2) stezenie parathormonu (intact PTH);

3) fosfataza alkaliczna;

4) biatko catkowite, albuminy;

5) stezenie glukozy na czczo;

6) stezenie kreatyniny;

7) stezenie mocznika;

8) jonogram w surowicy krwi (Na+, K+, Ca++, Ca, P)

9) morfologia krwi z rozmazem,

10) gazometria;

11) pomiar stezenia TSH, fT3;

12) Hemoglobina glikowana Hb1Ac;

13) stezenie witaminy 250H wit. D lub/i wit. 1,25(0H)2D3 w uzasadnionych
przypadkach;

14) RTG $rédrecza z blizszg przynasada kosci przedramienia (do oceny wieku
kostnego);

15) badania densytometryczne;

16) RTG stawow biodrowych;

17) konsultacja ortopedyczna

Przy podejrzeniu ztuszczenia nasady glowy kosci udowej, u innych w zaleznosci

od potrzeb.

Badania wykonywane wedtug standardow monitorowania terapii hormonem wzrostu

$wiadczeniobiorcow PCHN.

3. Monitorowanie programu

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

2) uzupetnienie danych zawartych w rejestrze (SMPT) dostepnym za pomocag
aplikacji internetowej udostepnionej przez OW NFZ, z czestotliwoscig zgodng
z opisem programu oraz na zakonczenie leczenia;

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




