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Cod formular specific: A16AA04 Anexa nr. 12

FORMULAR PENTRU VERIFICAREA RESPECTARII CRITERIILOR DE ELIGIBILITATE
AFERENTE PROTOCOLULUI TERAPEUTIC DCI CISTEAMINA (MERCAPTAMINA
BITARTRAT)

- cistinoza nefropatica confirmata —

SECTIUNEA 1-DATE GENERALE
1. UNItatea IEAiCala: .. oo

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

3.Cod parafimedic: | | | | | | |

4.Nume $i Prenume PACIEIE: ... ... .o

exe/em: | | [ [ TP PT T[]

SFO/RC: [ | | | | | Jindata: | | | [ | [ ][]

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

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

|:|PNS (sublista C sectiunea C2), nr. PNS: D:l:lj, cod de diagnostic (varianta 999 coduri de
boald), dupd caz: D:lj

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

9.DClrecomandat: 1)........................oooiiiin. .. DC (dupdcaz) ......coovvvviniiiiiiiiiiiiiin,

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

defa: [ [ [ [ [ [ [ [ Jpandta: [ [ [ ][] [T]]

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

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

[ JpA[ |NU

*Nu se completeaza daca la “tip evaluare* este bifat “intrerupere”!
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SECTIUNEA II - DATE MEDICALE! Cod formular specific A16AA04

INDICATIIL: Cisteamina (Mercaptamind bitartrat) indicata in tratamentul cistinozei nefropatice, boald geneticd de
stocare lizozomald cauzatd de o mutatie a genei CTNS.

A. CRITERII DE INCLUDERE iN TRATAMENT

e Declaratia de consimfdmant pentru tratament semnata de pacient sau de apartinatori,

COPIL

1. Diagnostic clinic de cistinoza nefropatica:

f.

a.

b.

d.

c.

deficit de nutritie: - masurarea pliului cutanat
- apetit capricios (preferinta pentru mancare saratd, condimentata,
fierbinte, pentru anumite alimente)

simptomatologie:

- simptome renale (sindrom Fanconi): poliurie, polidipsie, deshidratare

- simptome extrarenale: par blond deschis/brunet, ochi albastri, hepatosplenomegalie,
hipotiroidism, miopatie, diabet zaharat insulino-dependent, rahitism, afectare gastro-
intestinala

evaluarea dezvoltarii pubertare la pacient cu varsta > 10 ani (niveluri scazute ale

testosteronului la baieti, pubertate intarziata)

examinare oftalmologicd: fotofobie, lacrimare excesivd, blefarospasm, depigmentari

retiniene, orbire

Ex. serologic: valori crescute ale cistinei leucocitare:............... nmol cistind/mg proteina
analize de biochimie din sange (dozare glucoza, bicarbonati, fosfati, acid uric, potasiu,
sodiu, proteine 1n sange)

evaluarea functiei renale (dozare glucoza, bicarbonati, fosfati, acid uric, potasiu, sodiu,
proteine 1n urina)

evaluarea functiei tiroidiene

evaluarea tolerantei la glucoza

3. Diagnostic genetic: mutatie a genei CTNS cu scdderea marcatd a cistinozinei

4. Examen histopatologic la nivel renal: leziuni ale tubilor contorti proximali, leziuni ale

podocitelor, prezenta cristalelor de cistina in celulele interstitiale si podocitare.

' Se incercuiesc criteriile care corespund situatiei clinico-biologice a pacientului la momentul

completédrii formularului
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simptomatologie: poliurie, polidipsie, deshidratare, rahitism

examinare oftalmologica: fotofobie, lacrimare excesivd, blefarospasm, depigmentari

ADULT

Diagnostic clinic de cistinoza nefropatica:
a

b.

c.

d.

retiniene, orbire
e.

evaluarea statusului neurocognitiv (afectari ale SNC dupa varsta de 20 de ani): calcificari,
atrofie cerebrald, dificultati de mers, dificultati de inghitire, pierdere progresiva a vorbirii,

diminuarea functiilor intelectuale

. Diagnostic paraclinic:

masurarea valorilor cistinei leucocitare

analize de biochimie din sange (evaluarea tolerantei la glucoza)

a

b.

c. evaluarea functiei renale

d. evaluarea endocrinologica (tiroida, pancreas, gonade)
examinare neurologica/musculara

f.

evaluarea functiei pulmonare (spirometrie)

B. CRITERII DE CONTINUARE A TRATAMENTULUI

COPIL+ADULT
1. Statusul bolii la data evaluarii — demonstreaza beneficiu terapeutic:
2. Starea clinica a pacientului permite continuarea tratamentului
3. Probele biologice permit continuarea tratamentului in conditii de siguranta
4. Monitorizare bolnavi:
COPIL ADULT
Crestere Examinare oftalmologica
Nutritie Misurarea valorilor cistinei

leucocitare si ajustarea dozelor de

tratament

Analize biochimie sange

Analize biochimie sange

Evaluarea functiei renale

Evaluarea functiei renale

Evaluarea functiei tiroidiene

Evaluare endocrinologici (tiroida,

pancreas, gonade)

Evaluarea tolerantei la glucoza

Examinare neurologica

Evaluarea dezvoltarii pubertare

Examinare musculari

Misurarea valorilor cistinei

leucocitare si ajustarea dozelor de

Evaluarea functiei pulmonare

(spirometrie)
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tratament

Examinare oftalmologica Pacientii cu transplant renal trebuie
urmariti de nefrolog

Status neorocognitiv Consiliere cu privire la problemele
sociale si ocupationale

C. CRITERII DE EXCLUDERE DIN TRATAMENT

1. In cazul unei deteriordri clinice semnificative, trebuie avuti in vedere evaluarea clinica
suplimentard sau intreruperea tratamentului cu CISTEAMINA SUB FORMA DE
MERCAPTAMINA BITARTRAT.

2. Eventuale efecte adverse severe ale terapiei: dispnee, tahicardie, dureri precordiale, angioedem
sau soc anafilactic.

3. Sindrom tip Ehlers-Danlos cu afectare tegumentara, de exemplu decolorarea pielii.

4. Colonopatie fibrozantd: modificari in obiceiurile intestinale obisnuite sau alte semne/simptome
sugestive pentru colonopatie fibrozanta.

5. Encefalopatie manifestata prin letargie, somnolenta, depresie, convulsii

6. Teratogenicitate: dacd pacienta intentioneazd sa ramana gravidd sau ramane gravida, se
recomandd Intreruperea pe perioada sarcinii si aldptarii, dupd consultarea in prealabil a
medicului curant si obstetrician.

7. Neprezentarea pacientului la evaludrile periodice programate de monitorizare a evolutiei.

D. CRITERII DE iNTRERUPERE TEMPORARA A TRATAMENTULUI
a) Toleranta scazutd la medicament
b) Cresterea incidentei reactiilor adverse
¢) Decizia medicului, cauza flind. ..o

d) Dorinta pacientului de a intrerupe tratamentul, cauza fiind...................cooii

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

exactitatea completarii prezentului formular.

Data: CTTTT T 717711 Semnatura si parafa medicului curant

Originalul dosarului pacientului, impreund cu toate documentele anexate (evaluari clinice si buletine de laborator sau
imagistice, consimtdmantul informat, declaratia pe propria raspundere a pacientului, formularul specific, confirmarea
inregistrarii formularului etc.), constituie documentul-sursa fatd de care, se poate face auditarea/controlul datelor
completate in formular.



