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Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wprowadzenie zmian w programie
lekowym B.38 , Leczenie niskorostych dzieci z przewlektq niewydolnosciq nerek
(ICD-10 N18)”.

Uzasadnienie

Przewlekta choroba nerek (PChN) to wieloobjawowy zespot chorobowy,
spowodowany zmniejszeniem liczby czynnych nefronéw. Do rozwoju PChN mogg
prowadzi¢ rdoznorodne procesy chorobowe, zarowno wrodzone jak i nabyte.
W leczeniu PChN u dzieci jednym z najbardziej wymagajgcych problemow jest
osiggniecie normalnego wzrostu.

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
przezwyciezyc poprzez podawanie przekraczajgcych wartosci fizjologiczne dawek
rekombinowanego ludzkiego GH, ktory stymuluje synteze IGF1, normalizuje
aktywnos¢ somatomedyny, wspomaga wzrost podfuzny i prawdopodobnie
poprawia wzrost w wieku dorostym.

Zgodnie ze zleceniem oceniano nastepujgce zmiany w ramach programu B.38:
1. Modyfikacja kryteriow kwalifikacji do programu, m.in.:
a. zmiana ,klirensu kreatyniny” na ,,eGFR”;

b. w odniesieniu do okreslenia wysokosci ciata dziecka zmiana parametru
,odchylenie standardowe (SDS)” na centyle;

c. zmiana sposobu okreslania wieku szkieletowego — zamiast odnoszenia
sie do norm Greulicha i Pyle, nalezy ocenic, czy nasady kosci dtugich ulegty
zarosnieciu.

d. Ponadto, dodanie kryterium wiqczajgce do leczenia w programie
pacjentow z PCHN w stadium 3-5 lub dializowanych ze wzrostem < 10
centyla i tempem wzrastania < 25 centyla.
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2. Wprowadzenie mozliwosci zawieszania leczenia pacjenta w ramach
programu i pdzniejsze wigczanie go bez koniecznosci przechodzenia ponownej
procedury kwalifikacji do programu.

3. Modyfikacja kryteriow wytgczenia z programu, m.in.: ztagodzenie kryterium
dotyczgcego obecnosci zaburzern przemian weglowodanowych, zmieniajgc
je na ,,niewyrownanq cukrzyce”, a takze dodanie 2 nowych kryteriow: pseudo
tumor cerebri i ztuszczenia nasady kosci udowej.

4. Modyfikacja badar wykonywanych podczas kwalifikacji do programu.

5. Modyfikacja badan wykonywanych w ramach monitorowania leczenia,
pozostawiajgc bez zmian czestotliwos¢ monitorowania, tj. co 30 dni
w stadium 3-4 choroby, co 90, po 90 dniach i co 365 dni.

Dokonana przez ekspertow catosciowa i wieloczynnikowa ocena wptywu
wszystkich zmian w programie lekowym B.38 wskazuje na przewidywane
zwiekszenie populacji pacjentdow o fqcznie 10,2 — 11,7%.

Analiza wpfywu na budzet wykazatfa, ze zaproponowane zmiany w programie
lekowym B.38 bedq zwiqgzane z dodatkowymi wydatkami ptfatnika publicznego
na poziomie 113 tys. zt w | roku oraz 115 tys. zt w Il roku analizy (wariant
podstawowy prognozy).

W wariancie minimalnym prognozy, wydatki pfatnika publicznego bedqg
ksztattowac sie na poziomie 96 tys. zt w | roku i 98 tys. zt w Il roku, natomiast
w wariancie maksymalnym - wydatki ptatnika publicznego bedq wynosi¢ 130
tys. zt wlroku i 133 tys. zt w Il roku.

Gtowne argumenty decyzji:

e Zmiany ujednolicajq i aktualizujg zapisy programu lekowego wzgledem
wytycznych klinicznych i aktualnej praktyki;

e Pozytywne rekomendacje ekspertow klinicznych;

e Wprowadzone zmiany majq charakter redakcyjny, porzgdkujgcy oraz
standaryzujqcy.
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