Cod formular specific: AL6AB15 Anexa nr. 20

FORMULAR PENTRU VERIFICAREA RESPECTARII CRITERIILOR DE ELIGIBILITATE
AFERENTE PROTOCOLULUI TERAPEUTIC PENTRU DCI: VELMANAZA ALFA

SECTIUNEA 1- DATE GENERALE
L UNItatea INEAICaALA: ... i ittt ettt ettt et st e e s et e s et e e s e e e e e e e e e,

2.CAS/nr.contract: ................ Lo

3.Codparafimedic: [ [ [ [ [ [ |

4.Nume §i prenume PACICIT. ...... ...

cNe/cio: [ | [ [T PTPTPTT ]

SFO/RC: [ | [ | [ [ |indata: | | | [ ] ] ]]]

6.S-a completat “Sectiunea I1- date medicale* din Formularul specific cu codul: ......................
7.Tip evaluare: [ ]initiere [ | continuare [ ]intrerupere
8.Incadrare medicament recomandat in Lista:

Dboala cronica (sublista C sectiunea C1), cod G: D:D

[ ]PNS (sublista C sectiunea C2), nr. PNS: [ [ | [ ], cod de diagnostic (varianta 999 coduri de
boala), dupa caz: D:D

|:|ICD10 (sublista A, B,C sectiunea C3, D, dupa caz), cod de diagnostic (varianta 999 coduri de
boald): [ T T ]

9. DCI recomandat: 1)........cooviiiiiiiniiiiiiiiiieieeanes DC (dupdcaz) .....cooovvviviiiiiiiiiiiienn,

10.*Perioada de administrare a tratamentului: [ |3 luni [_]6 luni [_]12 luni,

dela: | [ | [ [ [ [ [ |pémdla:| [ ] ]]]]]

11. Data intreruperii tratamentului: | | [ | | | | | |

12. Pacientul a semnat declaratia pe propria raspundere conform modelului previazut in Ordin:

[ IpA[ ]NU

*Nu se completeaza daca la “tip evaluare® este bifat “intrerupere”!



SECTIUNEA 11 - DATE MEDICALE Cod formular specific A16AB15

INDICATII: terapia de substitutie enzimatica in tratamentul manifestarilor non-neurologice la pacienti cu alfa-manozidoza

usoard pand la moderata.
A. CRITERII DE INCLUDERE IN TRATAMENT
1. Diagnostic: alfa-manozidoza (AM), boala de stocare lizozomala (LSD): = forma usoara: |:|

= forma medie: |:|
- diagnostic specific:
Q) ENZIMALIC ..., data [ | [ | 1 11 1] [OJpbA[] NU
b) molecular? ...........coccovvveeeeeeeesrereane, dta | [ [ [ [ ][] [OJbA []NU

2. Sunt eligibili pentru tratament pacientii care prezinti AM, cu criteriile de includere

enumerate mai jos (cf. algoritmului de diagnostic adaptat local dupd Recognition of alpha-mannosidosis in
paediatric and adult patients: Presentation of a diagnostic algorithm from an international working group, Guffon et

al, Molecular Genetics and Metabolism, 2019):

|. Pacienti cu virsta < 10 ani

a) Tulburari de auz: |:|DA |:| NU  si/sau
b) Tntarziere de vorbire: [ ]JDA [ ]NU
c) Cel putin 2 dintre urmatoarele manifestari:

m Intarziere cognitiva: |:| DA |:| NU

m Tulburari motorii/afectarea echilibrului: |:| DA |:| NU
m Trasaturi faciale specifice (pot fi mai putin pregnanate ca in mucopolizaharidoza (MPS): |:|

- Prezintd modificari la nivel:

= Facial: frunte lata, nas mare cu baza turtita, dinti spatiati, macroglosie, macrocranie, trasaturi
faciale mai grosiere D

= Cognitiv: afectare a functiei intelectuale, retard in achizitiile psiho-motorii |:|

= Cerebral: demielinizare si hidrocefalie |:|

= Scaderea pragului de perceptie a durerii |:|

= Musculo-scheletal si articular: deformari articulare (coxo-femurale, toracice, vertebrale),

reducerea functionalitétii articulare, sindrom de tunel carpian, tulburari ale functiei motorii |:|
= Respirator: deteriorarea functiei pulmonare |:|
* Imunodeficienta si infectii |:|

= Pierderea auzului D
- Afectarea vederii [ ]

! valoare serologica redusa a alfa-manozidazei/alterare calitativa a enzimei

2 prezenta unor mutatii specifice bolii la nivelul geneit MAN2B1



1. Pacienti cu varsta > 10 ani:

a) Retard mental si afectare motorie progresiva: [ ] DA

[] NU  sifsau

b) Manifestiri psihice (evenimente psihotice acute): [ ] DA [ ] NU

c) Istoric de cel putin 2 din urmatoarele: [] DA
= Tulburari de auz: |:|
- Handicap intelectual: [ ]
= Tulburari motorii/ataxie: |:|

= Afectarea scheletului/boli articulare: D

- Prezintd modificari la nivel:

[] NU

= Facial: frunte latd, nas mare cu baza turtita, dinti spatiati, macroglosie, macrocranie, trasaturi

faciale mai grosiere D

= Cognitiv: afectare a functiei intelectuale, retard in achizitiile psiho-motorii |:|

= Cerebral: demielinizare si hidrocefalie |:|

= Scaderea pragului de perceptie a durerii |:|

= Musculo-scheletal si articular: deformari articulare (coxo-femurale, toracice, vertebrale),

reducerea functionalitétii articulare, sindrom de tunel carpian, tulburari ale functiei motorii

= Respirator: deteriorarea functiei pulmonare |:|
= Imunodeficienta si infectii |:|

= Pierderea auzului D
- Afectarea vederii [ |

[]

Declaratie de consimtimint pentru tratament semnatid de apartinitori (in cazul copilului

minor)/pacient [[] DA [] NU
Criterii paraclinice de stabilire/confirmare a diagnosticului:
a. Masurarea oligozaharidelor (OZ): - in ser >4 umol/L [] DA [] NuU

- Tnurind:.................. [] DA [] NuU

b. Activitatea alfa-manozidazei: 5-15% din activitateanormald [ | DA []| NU

- nivel in ser (in leucocite): .................

- nivel in fibroblasti (biopsie cutanata):...

c. Testele genetice (detectarea mutatiei homozygote in gena MAN2B1):

Examen clinic obiectiv:

CRITERII DE CONTINUARE A TRATAMENTULUI
m Evaluarea si monitorizarea starii clinice cf. protocolului terapeutic:

- Tnprimul an de tratament: copii+adulti — o datdla 6 luni [ ]

........................ []

[] DA [] NU

DA [] NU



- incepand cu anul Il de tratament: copii — la fiecare 6 luni [] DA [] NU

adulti — anual [] DA [] Nu

mDatievaluare: [ T T T T T [T ]

m Teste specifice de laborator:
- markeri biochimici: anticorpi Ig G serici anti-velmanaza alfa D
- oligozaharide 1n ser/urina
- hemoleucograma

- imunograma

- stationara

[]

[]

[]

m Durere/Calitatea vietii: - ameliorata |:|
[]

- agravata |:|

m Efecte adverse ale terapiei: ... o..oe .ot eeeeeeeeea D

C. CRITERII DE EXCLUDERE DIN TRATAMENT

1. n cazul unei deterioriri clinice semnificative:— evaluare clinica suplimentara |:| sau

— ntreruperea tratamentului D
2. Eventuale efecte adverse severe ale terapiei:
- dispnee [] - angioedem []
- tahicardie D - soc anafilactic D
- dureri precordiale D - altele:

3. Complianta scazuta la tratament |:|

4. Neprezentarea pacientului la evaludrile periodice programate de monitorizare a evolutiei |:|

D. CRITERII DE INTRERUPERE A TRATAMENTULUI
1. Intolerantd la substanta activa sau la oricare dintre excipienti
2. Lipsa de raspuns la tratament
3. Decizia medicului, cauza: .............coveieiiii i,
4

Decizia pacientului, cauza: ............cccovvveiiiennnn.

HiEimn



Subsemnatul, dr. ... e, Taspund de  realitatea  si

exactitatea completarii prezentului formular.

Data: | | | | | [ | || Semnétura si parafa medicului curant

Originalul dosarului pacientului, impreund cu toate documentele anexate (evaludri clinice si buletine de
laborator sau imagistice, consimtdmantul informat, declaratia pe propria raspundere a pacientului,
formularul specific, confirmarea inregistrarii formularului etc.), constituie documentul-sursa fata de

care, se poate face auditarea/controlul datelor completate in formular.



