
DCI BUROSUMABUM 

 

INTRODUCERE 

Rahitismul este o afecţiune specifică perioadei de creştere, fiind caracterizat prin afectarea 

mineralizării la nivelul cartilajului de creştere, ceea ce conduce la deformări osoase, scăderea 

rezistenţei osului, statură mică. Diagnosticul se pune clinic şi radiologic, pe baza modificărilor 

specifice. 

     

Rahitismele hipofosfatemice sunt forme etiologice rare şi în această categorie intră rahitismele 

dobândite prin pierderile urinare de fosfor din cadrul tubulopatiilor complexe (ex. Sindromul 

Fanconi), precum şi formele genetice de rahitism hipofosfatemic (RHF), dintre care cea mai 

frecventă este prin mutaţia genei PHEX, situată pe cromozomul X (RHF X-linkat). 

     

RHF X-linkat se caracterizează prin creşterea nivelelor de FGF-23 (factorul 23 de creştere a 

fibroblaştilor sintetizat la nivelul osteoblastelor şi osteocitelor) datorită scăderii inactivării sale, 

ceea ce conduce la creşterea eliminărilor urinare de fosfor (hiperfosfaturie), hipofosfatemie, 

scăderea hidroxilării în poziţia 1 α a 25 OH vitaminei D (cu scăderea absorbţiei fosforului seric şi 

accentuarea consecutivă a hipofosfatemiei), hiperparatiroidism secundar. 

     

Terapia convenţională a RHF presupune utilizarea analogilor activi (1 α hidroxilaţi sau 1,25 

dihidroxilaţi) ai vitaminei D administraţi în 1 - 2 prize zilnice, respectiv administrarea sărurilor de 

fosfor în 3 - 6 prize zilnice; formele severe de rahitism, necontrolate terapeutic, necesită corecţii 

chirurgicale ale deformărilor membrelor inferioare prin tehnici de osteotomie sau prin ghidarea 

creşterii prin hemiepifiziodeză. 

     

Burosumabul este un anticorp monoclonal (IgG1) uman recombinant, care se leagă de FGF23 şi 

inhibă activitatea acestuia. Prin inhibarea FGF23, burosumabul creşte reabsorbţia tubulară renală 

a fosfatului şi creşte concentraţia serică de 1,25-(OH)2 vitamina D. 

     

Indicaţie terapie 

     

Tratamentul hipofosfatemiei X-linkate (HXL), cu evidenţe radiografice de boală osoasă, la copii 

cu vârsta de minim 1 an şi la adolescenţi al căror schelet este încă în creştere. 

     

SCOPUL TRATAMENTULUI CU BUROSUMAB LA COPII 

Scopul tratamentului este de a îmbunătăţi creşterea, de a preveni diformităţile scheletale şi de a 

reduce durerea, de a îmbunătăţi mineralizarea dinţilor şi de a scădea complicaţiile asociate bolii 

(deformările şi durerile articulare, abcesele dentare, tulburările de auz). 

     

CRITERII DE INCLUDERE ÎN TRATAMENTUL CU BUROSUMAB 

 

Următoarele criterii de includere trebuie îndeplinite concomitent 

1. Copiii cu vârsta de minim 1 an şi adolescenţi al căror schelet este încă în creştere (definită 

ca viteza de creştere de minim 2 cm/an şi/sau vârsta osoasă de maxim 14 ani la sexul feminin şi 

respectiv 16 ani la sexul masculin), care îndeplinesc criteriile clinice, biologice şi radiologice 

de rahitism hipofosfatemic, definite conform anexelor 1 - 3 



 

2. Istoricul familial de RHF X-linkat şi/sau confirmare genetică (identificarea mutaţiilor 

genei PHEX). 

Dacă analiza moleculară nu este disponibilă, în judecata indicaţiei terapeutice trebuie luate în 

considerare următoarele aserţiuni: 

- valoare crescută a FGF23 este sugestivă pentru diagnostic în condiţiile în care sunt 

excluse alte cauze dobândite de hipofosfatemie (necesită evaluarea prezenţei în urină a 

glucozei, aminoacizilor, acidului uric, proteinuriei cu masă moleculară mică); 

- transmiterea tată-fiu, hipercalciuria sau debutul simptomatologiei după vârsta de doi ani 

sugerează forma autozomal dominantă de rahitism hipofosfatemic sau osteomalacie 

indusă tumoral; 

- coexistenţa osteosclerozei severe, a craniosinostozei, a metacarpienelor mâini scurte şi 

late, a calcificărilor arteriale, a calcificărilor ligamentului longitudinal posterior (spinal) 

sau a pseudoxantoma elasticum sugerează forma autozomal recesivă de rahitism 

hipofosfatemic; 

coexistenţa petelor cafe au lait sau istoricul sindromic sugestiv pune diagnosticul de rahitism 

hipofosfatemic din sdr. Mc Cune Albright sau neurofibromatoză şi nu se încadrează în indicaţiile 

     

3. Răspunsul nesatisfăcător la terapia convenţională (analogi activi de vitamina D şi 

suplimentare cu săruri de fosfor), definit ca (alternativ sau concomitent): 

a) Viteză de creştere staturală sub -2 DS/an pentru vârstă şi sex sau viteză de creştere sub 4 

cm/an la copiii cu vârste între 4 - 8 ani după un an de terapie convenţională menţinerea 

unei viteze de creştere similare cu cea pretratament după un an de terapie convenţională 

     şi/sau 

b) Persistenţa modificărilor radiologice de rahitism - definită ca persistenţa unui RSS de 

minim 2 după un an de terapie convenţională (anexa 3) 

     şi/sau 

c) Necesitatea corecţiei chirurgicale a deformărilor membrelor inferioare după consultarea 

cu medicul chirurg ortoped pediatru cu expertiză în diagnosticul, monitorizarea şi terapia 

ortopedică a deformărilor membrelor inferioare şi/sau rahitismului hipofosfatemic 

     şi/sau 

d) Hiperparatiroidismul secundar persistent concomitent cu valori persistent crescute ale 

fosfatazei alcaline (la minim două evaluări biologice succesive la interval de 6 luni) 

       Sau 

    3') Intoleranţa/reacţiile adverse ale terapiei convenţionale: 

- Simptomatologie digestivă (dureri abdominale, greaţă, vărsături) şi/sau 

- Apariţia nefrocalcinozei 

    Sau 

    3") Lipsa de aderenţă la terapia convenţională în condiţiile asigurării unei monitorizări 

adecvate 

     

Parametrii de evaluare minimă şi obligatorie pentru iniţierea tratamentului cu burosumab 

(* evaluări nu mai vechi de 1 săptămână, ** evaluări nu mai vechi de 3 luni) 

     

a) **criterii antropometrice (greutate, înălţime, talie şezândă sau raport vertex-

pube/pube-sol, perimetru cranian, formă particulară a capului) + semne clinice de 

rahitism (genu varum/genu valgum etc.) + măsurarea distanţei intercondilare în 



genu varum, respectiv intermaleolare în genu valgum (ref biblio) + evaluare 

clinică generală (inclusiv tensiunea arterială) 

- standardele antropometrice recomandate pentru înălţime sunt curbele sintetice 

pentru România (Pascanu I şi colab) 

 

b) ** radiografie pumn comparativ şi radiografie membre inferioare (ortoleg: bazin, 

femur, genunchi, gambă, gleznă) - pe baza cărora se va calcula scorul de severitate a 

rahitismului (RSS), conform anexei 3 

 

c) *calcemie, albuminemie, fosfatemie, fosfatază alcalină (investigaţii efectuate a 

jeun sau la minim 4 ore de la ultima masă - valorile scăzute ale fosfatemiei sunt 

criteriu obligatoriu pentru iniţierea terapiei cu burosumab 

d) *calciurie, fosfaturie, creatinină în urina pe 24 ore la copii mai mari de 3 ani, 

respectiv calciu, fosfor, creatinină în spotul de urină la copii sub 3 ani 

 

e) dozare PTH, 25 OH vitamina D, 1,25 (OH)2 vitamina D în cazuri selecţionate 

 

f) dozare FGF23 - în cazuri selecţionate - vezi criterii de includere punctul 2 sau 

testarea mutaţiei PHEX în mod specific pentru cazurile de pacienţi de novo fără 

istoric familial de HXL, 

 

 

     

SCHEMA TERAPEUTICĂ PENTRU BUROSUMAB (INIŢIERE ŞI MONITORIZARE) 

     

Consideraţii generale 

Tratamentul trebuie iniţiat de către un medic endocrinolog sau pediatru cu experienţă în 

tratamentul pacienţilor cu boli osoase metabolice dintr-o clinică universitară (Bucureşti, Iaşi, Tg. 

Mureş, Cluj, Timişoara, Oradea) numit evaluator. 

Administrarea pe cale orală a fosfatului şi analogilor de vitamina D trebuie încetată cu 1 

săptămână înainte de iniţierea tratamentului. La momentul iniţierii, concentraţia serică a 

fosfatului în condiţii de repaus alimentar trebuie să fie sub intervalul valorilor de referinţă pentru 

vârsta respectivă. 

     

Doze 

Doza iniţială recomandată este de 0,8 mg/kg de greutate corporală, administrată la interval de 

două săptămâni. Dozele trebuie rotunjite la cel mai apropiat multiplu de 10 mg. Doza maximă 

este de 90 mg. 

     

Ajustarea dozelor de terapie se va face astfel: 

După iniţierea tratamentului cu burosumab şi la fiecare modificare a dozei se va doza fosfatemia 

serică la 4 săptămâni de la administrarea dozei. În cazul în care concentraţia serică a fosfatului în 

condiţii de repaus alimentar se încadrează în intervalul valorilor de referinţă*) pentru vârsta 

respectivă, trebuie menţinută aceeaşi doză. 

_____________ 
*) Pentru prevenirea mineralizărilor ectopice se va menţine fosfatemia la limita inferioară a normalului. 

 



În cazul în care concentraţia serică a fosfatului în condiţii de repaus alimentar este sub intervalul 

valorilor de referinţă pentru vârsta respectivă, doza poate fi crescută treptat, cu cel mult 0,4 

mg/kg, la 4 săptămâni, până la o doză maximă de 2,0 mg/kg (doză maximă de 90 mg). 

În cazul în care concentraţia serică a fosfatului în condiţii de repaus alimentar este peste 

intervalul valorilor de referinţă pentru vârsta respectivă, următoarea doză nu trebuie administrată, 

iar concentraţia serică a fosfatului în condiții de repaus alimentar trebuie reevaluată în decurs de 4 

săptămâni. 

 

Pacientul trebuie să aibă o valoare a concentraţiei serice a fosfatului în condiţii de repaus 

alimentar sub intervalul valorilor de referinţă pentru vârsta respectivă pentru a reîncepe 

administrarea burosumabului, la aproximativ jumătate din doza anterioară (rotunjire la cel mai 

apropiat multiplu de 10 mg).     

Doza de burosumab nu trebuie ajustată cu o frecvenţă mai mare decât la interval de 4 săptămâni. 

 

PARAMETRII DE EVALUARE MINIMĂ ŞI OBLIGATORIE PENTRU 

MONITORIZAREA TRATAMENTULUI CU BUROSUMAB 

Clinic 

Aceeaşi parametri cu cei de la iniţiere - la interval de 6 luni 

 

 

 

Paraclinic şi explorări complementare 

 
 3 luni 6 luni Anual 

Fosfatemia la 14 zile după iniţiere şi la 

fiecare modificare a dozei; 

la 4 săptămâni în lunile 2 - 3 de 

tratament; 

la interval de 3 luni după 

atingerea unor doze constante de 

burosumab (doze nemodificate 

timp de 3 luni succesive) 

  

Calcemie +   

Calciurie, fosfaturie, 

creatinină urinară, pe baza 

cărora se va calcula RFG, 

respectiv raport calciu/ 

creatinină în spotul de urină 

+   

Fosfatază alcalină +   

PTH +   

1,25 (OH)2 D  +  

25OHD   + 

Radiografie pumn 

comparativ şi radiografie 

membre inferioare (ortoleg 

sau radiografie genunchi) 

  + sau la nevoie (dureri 

articulare, recomandare 

ortoped) 

Ecografie renală  în primul an de tratament după primul an de terapie 

Consult stomatologic  +  

Consult ortopedic   + sau la nevoie (dureri 

articulare/accentuarea 

deformărilor la evaluări 



clinice periodice 

 

- Ecografie cardiacă dacă valorile TA sunt > percentila 95 pentru vârstă, talie, sex 

- Examen FO şi RMN cerebral - în caz de formă anormală a extremităţii cefalice 

(craniosinostoză), cefalee persistentă/alte semne de HTIC, scăderea performanţelor 

şcolare 

- Examen ORL şi audiogramă la nevoie 

     

 

CRITERIILE DE EVALUARE A EFICACITĂŢII TERAPEUTICE URMĂRITE ÎN 

MONITORIZAREA COPIILOR DIN PROTOCOLUL TERAPEUTIC CU BUROSUMAB 

     

1. Evaluarea şi reevaluarea pacienţilor se face de către un medic endocrinolog sau pediatru cu 

experienţă în tratamentul pacienţilor cu boli osoase metabolice dintr-o clinică universitară 

(Bucureşti, Iaşi, Tg. Mureş, Cluj, Timişoara, Oradea) numit evaluator. Acesta va colabora la 

nevoie în decizia terapeutică (iniţiere şi monitorizare) cu un medic ortoped pediatru de asemenea 

cu expertiză în diagnosticul, monitorizarea şi terapia ortopedică a deformărilor membrelor 

inferioare şi/sau rahitismului hipofosfatemic. 

     

2. Criterii de apreciere a eficienţei terapiei: 

     În cursul primului an de terapie 

- îmbunătăţirea vitezei de creştere staturală (cu minim 2 cm/an) 

- Normalizare valori fosfor 

- Normalizare valori fosfatază alcalină 

- Îmbunătăţire scor radiologic rahitism la 40/64 săptămâni 

     

3. Situaţii de oprire definitivă a tratamentului pentru promovarea creşterii: 

- Vârsta osoasă 14 ani la fete şi 15,5 ani la băieţi sau 

- Viteza de creştere sub 2 cm pe an sau 

- Refuzul părinţilor, al susţinătorilor legali sau al copilului peste 12 ani sau 

- Complianţă inadecvată sau 

- Apariţia de reacţii adverse grave sau contraindicaţii ale tratamentului - pe parcursul 

terapiei 

     

Prescriptori: 

După atingerea dozei eficiente (minim 3 luni de la iniţierea terapiei) pe baza scrisorii 

medicale din centrele mai sus menţionate, medici endocrinologi sau pediatri cu atestat de 

endocrinopediatrie din teritoriu pot continua prescripţia. Aceştia vor asigura supravegherea 

evoluţiei clinice a pacientului (inclusiv reacţii adverse), vor efectua ajustarea dozei la valorile 

fosfatemiei (consult cu medicul evaluator), vor monitoriza corectitudinea administrării şi a 

complianţei între evaluări. 

 

Anexa 1 

 

CRITERII CLINICE DE DIAGNOSTIC RHF 

 



Semne clinice de rahitism afectând îndeosebi membrele inferioare (deformare în var/valg), mai 

ales când au apărut în pofida terapiei profilactice cu vitamina D şi calciu. 

Statură mică 

Mers cu baza de susţinere largă 

Abcesele dentare recurente, mai ales cele apărute în perioada micii copilării 

 

Anexa 2 

 

CRITERII BIOLOGICE DE RHF 

 

Calcemie normală/low normal 

Hipofosfatemie 

Rată de reabsorbţie tubulară a fosfatului sub 90%*) 

Valori crescute ale fosfatazei alcaline 

Valori normale/uşor crescute ale PTH 

Valori normale ale 25 (OH) vitaminei D 

Valori la limita inferioară/reduse ale 1,25 (OH)2 vitamina D 

_____________ 
*) Se vor exclude cazurile dobândite de fosfaturie prin evaluarea prezenţei în urină a glucozei, aminoacizilor, 

acidului uric, proteinuriei cu masă moleculară mică 

Rata de reabsorbţie a fosfatului = 1 - (Ur Ph x PlCr)/(UrCr x PlPh)) X 100 

 

 

Anexa 3 

 
CRITERII RADIOLOGICE DE RAHITISM - scor Thacher (RSS) - apreciază severitatea rahitismului la nivelul 

articulaţiei pumnului şi a genunchiului (total maxim posibil - 10, maxim pumn = 4, maxim genunchi = 6). 

 

Definiţie grad rahitism radius şi ulnă 

0 Platou de creştere normal, fără semne de rahitism 

0,5 Hiperlucenţa marginii metafizei, fără neregularităţi sau deformări 

1 Platou de creştere lăţit, margine metafizară neregulată, dar fără deformare 

concavă 

1,5 Concavitate metafizară parţială sau neregularităţi parţiale ale marginilor 

metafizare 

2 Deformarea concavă a metafizei, cu margini neregulate 

Se însumează punctaj ulnă şi punctaj radius (total maxim = 4 puncte) 

Definiţie grad rahitism femur şi tibie 

0 Platou de creştere normal, fără semne de rahitism 

1 Hiperlucenţa parţială, marginea netă a metafizei vizibilă 

2 Hiperlucenţa parţială, dispariţia marginii nete a metafizei 

3 Hipertransparenţă completă, epifizele apar larg depărtate de metafiza distală 

Scorul se multiplică cu 0,5 dacă este afectat doar un condil sau mai puţin de ½ din suprafaţa platoului 

Scor genunchi = grad femur X factor de multiplicare + grad tibie X factor de multiplicare (total maxim = 10 puncte) 
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DCI ATALUREN 

 

 

 

I. INDICAŢII TERAPEUTICE 

Ataluren este indicat în tratamentul pacienţilor ambulatorii cu vârsta de 2 ani şi peste (≥ 

2 ani) cu Distrofie musculară Duchenne (DMD) determinată de o mutaţie de tip nonsens la 

nivelul genei distrofinei. Tratamentul cu Ataluren se va adăuga tratamentului preexistent, 

incluzând tratamentul cu corticosteroizi, terapia fizică. 

Pacienţii cu DMD, fără mutaţie nonsens, NU trebuie să primească ataluren. 

Pacienţilor, părinţilor sau tutorilor legali (în funcţie de vârsta pacientului) trebuie să li se 

prezinte criteriile de includere şi excludere din tratamentul cu Ataluren, înainte de 

începerea tratamentului 

     

II. CRITERII DE INCLUDERE*) 

 VÂRSTA: pacienţi cu vârsta ≥ 2 ani; 

 DIAGNOSTIC: distrofie musculară Duchenne, cauzată de o mutaţie nonsens la nivelul 

genei distrofinei (nmDMD) (Prezenţa unei mutaţii nonsens în gena distrofinei trebuie 

determinată prin testare genetică); 

 ETAPA EVOLUTIVĂ: pacientul trebuie să aibă capacitate de deplasare păstrată (merge 

10 paşi fără sprijin); 

 CONSIMŢĂMÂNT INFORMAT: tratamentul va fi început numai după ce pacienţii 

/părinţii sau tutorii au semnat consimţământul informat privind administrarea 

medicamentului, criteriile de includere, excludere şi oprire a tratamentului, precum şi 

acceptul de a se prezenta periodic la evaluările standardizate, înainte de începerea 

tratamentului. 

_____________ 
*) Pentru includerea în programul de tratament, medicul Neurolog Pediatru sau Neurolog (pentru pacienţii peste 18 

ani) va întocmi un dosar care va fi evaluat în unul dintre Centrele de expertiză (enumerate mai jos). 

    

 

 

III. CRITERII DE EXCLUDERE 

 VÂRSTA: sub 2 ani; 

 GREUTATEA: sub 12 kg; 

 DIAGNOSTIC: pacienţi cu distrofie musculară Duchenne care nu prezintă o mutaţie 

nonsens (aceştia nu trebuie să primească ataluren); 

 Pacienţi cu hipersensibilitate la substanţa activă sau la oricare dintre excipienţi; 

 ETAPA EVOLUTIVĂ: pacienţi cu distrofie musculară Duchenne care şi-au pierdut 

capacitatea de deplasare (nu merg 10 paşi fără sprijin); 

 CONSIMŢĂMÂNT INFORMAT: refuzul semnării de către pacienţi/părinţi, tutori a 

consimţământului informat privind administrarea medicamentului, criteriile de 

includere, excludere şi oprire a tratamentului, precum şi acceptul de a se prezenta 

periodic la evaluările standardizate, înainte de începerea tratamentului. 

     

IV. CRITERII DE OPRIRE A TRATAMENTULUI 

 Pacient necompliant la evaluările periodice (mai puţin de 2 prezentări în Centrele de 

Expertiză în 14 luni); 

 Capacitate vitală forțată <30% sau un scor de 6 pe scala de evaluare a membrelor  

superioare Brooke. Urmărirea pacienţilor se va face în continuare conform standardelor 
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europene de îngrijire. Pacienţii trebuie să vină în continuare la cel puţin 2 vizite de 

monitorizare în Centrele de Expertiză în 14 luni; 

 Renunţare a pacientului; 

 Întrerupere din cauza reacţiilor adverse. 

Utilizarea concomitentă a aminoglicozidelor administrate intravenos este contraindicată. Dacă 

este necesar tratamentul intravenos cu aminoglicozide, trebuie întrerupt tratamentul cu ataluren. 

Tratamentul se poate relua la 2 zile după administrarea aminoglicozidelor. 

     

V. DOZE ŞI MOD DE ADMINISTRARE 

Ataluren trebuie administrat pe cale orală în 3 doze, în fiecare zi. 

Prima doză trebuie luată dimineaţa, a doua la prânz şi a treia seara. Intervalele 

recomandate dintre doze sunt de 6 ore între doza de dimineaţă şi cea de prânz, de 6 ore între 

doza de prânz şi cea de seară şi de 12 ore între doza de seară şi prima doză din ziua următoare. 

Pacienţii pediatrici cu greutatea corporală ≥ 12 kg sunt trataţi conform recomandărilor de 

administrare a dozelor aferente intervalului de greutate corporală. 

Doza recomandată este de 10 mg/kg greutate corporală dimineaţa, de 10 mg/kg greutate 

corporală la prânz şi de 20 mg/kg greutate corporală seara (pentru obţinerea unei doze totale 

zilnice de 40 mg/kg greutate corporală). 

Ataluren este disponibil sub formă de plicuri a câte 125 mg, 250 mg sau 1 000 mg. 

 

În tabelul de mai jos sunt informaţiile privind concentraţia (concentraţiile) de substanţă 

din plic care trebuie utilizată (utilizate) pentru obţinerea dozei recomandate în raport cu 

intervalul de greutate corporală. 

 
Interval de 

greutate 

corporală 

(kg)  

Număr de plicuri 

Dimineaţa Prânz Seara 

Plicuri de 

125 mg 

Plicuri 

de 250 

mg 

Plicuri 

de 1000 

mg 

Plicuri de 

125 mg 

Plicuri 

de 250 

mg 

Plicuri de 

1000 mg 

Plicuri de 

125 mg 

Plicuri de 

250 mg 

Plicuri de 

1000 mg 

12 14 1 0 0 1 0 0 0 1 0 

15 16 1 0 0 1 0 0 1 1 0 

17 20 0 1 0 0 1 0 0 1 0 

21 23 0 1 0 0 1 0 1 1 0 

24 26 0 1 0 0 1 0 0 2 0 

27 31 0 1 0 0 1 0 1 2 0 

32 35 1 1 0 1 1 0 1 2 0 

36 39 1 1 0 1 1 0 0 3 0 

40 44 1 1 0 1 1 0 1 3 0 

45 46 0 2 0 0 2 0 1 3 0 

47 55 0 2 0 0 2 0 0 0 1 

56 62 0 2 0 0 2 0 0 1 1 

63 69 0 3 0 0 3 0 0 1 1 

70 78 0 3 0 0 3 0 0 2 1 

79 86 0 3 0 0 3 0 0 3 1 

87 93 0 0 1 0 0 1 0 3 1 

94 105 0 0 1 0 0 1 0 0 2 

106 111 0 0 1 0 0 1 0 1 2 

112 118 0 1 1 0 1 1 0 1 2 

119 125 0 1 1 0 1 1 0 2 2 

 

Mod de administrare: 

Ataluren trebuie administrat pe cale orală după amestecarea medicamentului, pentru a se 

obţine o suspensie, într-un lichid sau în alimente semi-solide. Plicurile trebuie deschise numai în 

momentul pregătirii dozei. Întregul conţinut din fiecare plic trebuie amestecat cu cel puţin 30 ml 

de lichid (apă, lapte, suc de fructe) sau cu 3 linguri de aliment semi-solid (iaurt sau sos de 
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mere). Doza pregătită trebuie omogenizată bine înainte de administrare. Cantitatea de lichid sau 

de aliment semi-solid poate fi crescută după preferinţa pacientului. Pacienţii trebuie să ia doza 

în întregime. 

VI. MONITORIZAREA PACIENŢILOR ÎN CADRUL PROGRAMULUI DE 

TRATAMENT CU ATALUREN 

     

La includerea în Programul de tratament cu ataluren se documentează următoarele: 

 Rezultatul analizei genetice care confirmă mutaţia nonsens la nivelul genei distrofinei; 

 Creatinina serică, uree serică şi monitorizarea cistatinei C; 

 Colesterolul total, LDL, HDL şi trigliceridele; 

 Evaluare clinică conform Fişei de evaluare clinică iniţială (anexa 1). 

    

 Monitorizarea pacientului pe parcursul tratamentului cu ataluren: 

- Luna a 3-a şi a 9-a ale fiecărui an de la iniţierea tratamentului - de către medicul 

curant/medicul din ambulatoriul de specialitate; 

- Luna a 6-a şi a 12-a ale fiecărui an de la iniţierea tratamentului - într-unul din 

Centrele de Expertiză de Boli Rare în domeniul Neurologie Pediatrică/Neurologie. 

     

Evaluarea în cadrul monitorizării va cuprinde: 

- Evaluare clinică conform fişei clinice de monitorizare (Fişa de evaluare clinică follow-

up) (anexa 2) la fiecare 3 luni, conform standardului de îngrijire; 

- la interval de 6 luni: 

o creatinina serică, uree serică şi monitorizarea cistatinei C; 

o tensiunea arterială sistolică şi distolică în stare de repaus la bolnavii cu nmDMD 

care primesc ataluren concomitent cu corticosteroizi; 

o Spirometrie (după vârsta de 6 ani în funcţie de intelect şi cooperare): cu 

determinarea capacității  vitale forțate (FVC) 

- la interval de 12 luni: colesterolul total, LDL; HDL; trigliceride. 

     

VII. PRESCRIPTORI: 

Medici din specialitatea neurologie pediatrică şi neurologie, cu experienţă în diagnosticul şi 

controlul terapeutic al distrofiei musculare Duchenne la copii şi adulţi. 

1. Dosarul pacientului este realizat de fiecare medic prescriptor în parte. Acesta se trimite 

împreună cu pacientul în Centrele de Expertiză pentru Boli Rare în domeniul Neurologie 

Pediatrică/Neurologie cu experienţă în domeniul bolilor neuro-musculare, pentru 

confirmarea diagnosticului de certitudine. Se completează fişa clinică iniţială 

(anexa 1). 

2. Recomandarea pentru iniţierea tratamentului se face de către medicii din Centrele de 

Expertiză pentru Boli Rare în domeniul Neurologie Pediatrică/Neurologie cu experienţă 

în domeniul bolilor neuro-musculare, după evaluarea pacientului şi a dosarului acestuia 

şi după confirmarea diagnosticului. Se menţionează perioada pentru care va fi prescris 

tratamentul (care nu va fi mai mare de 6 luni, cu reevaluare în vederea continuării). 

3. Eliberarea medicamentului se face în regim de circuit deschis, pe bază de prescripţie 

medicală electronică eliberată LUNAR de către medicii Neurologi Pediatri sau 

Neurologi (pentru pacienţii cu vârsta mai mare de 18 ani). 

4. O dată la 6 luni se face evaluarea în centrul de expertiză, conform cu standardele 

europene de îngrijire ("standard of care"); medicul curant/din ambulatoriul de 

specialitate va trimite o copie a evaluării din luna a 3-a, respectiv a 9-a; Centrul de 

Expertiză transmite medicului curant/din ambulatoriul de specialitate recomandarea de 

continuare a tratamentului pentru 6 luni sau recomandarea de întrerupere a 

tratamentului.     
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MENŢIUNE - medicul curant/din ambulatoriul de specialitate, neurolog pediatru/neurolog va 

monitoriza pacientul şi va păstra legătura cu familia; dacă apare un eveniment (de exemplu 

pierderea ambulaţiei timp de 0 - 6 luni sau un eveniment advers major sau o reacţie alergică la 

medicaţie - a se vedea criteriile de excludere sau de oprire a medicaţiei - va semnala acest lucru 

Centrului de Expertiză şi va trimite pacientul pentru oprirea tratamentului. În caz de deces al 

pacientului - va anunţa imediat Centrul de Expertiză. 

Centre de Expertiză pentru Boli Rare în domeniul Neurologie Pediatrică/Neurologie 

 Spitalul Clinic de Psihiatrie "Prof. Dr. Al. Obregia" Bucureşti - Secţia Clinică de 

Neurologie Pediatrică; 

 Spitalul Clinic de Copii "Dr. V. Gomoiu" Bucureşti - Secţia Clinică de Neurologie 

Pediatrică; 

 Spitalul Universitar de Urgenţă Bucureşti - Clinica Neurologie (pentru pacienţii ajunşi la 

vârsta adultă). 

 

 

 

Dosarul de iniţiere a tratamentului va conţine următoarele documente: 

 datele de identificare (copii după certificat de naştere, carte de identitate); 

 referat de justificare, parafat şi semnat de medicul specialist/primar neurolog 

pediatru/neurolog. Referatele de justificare vor fi înregistrate la Casa de Asigurări de 

Sănătate, astfel încât toţi bolnavii să fie luaţi în evidenţă la nivelul CJAS; 

 Formularul de verificare a criteriilor de tratament cu Ataluren; 

 Consimţământul informat al părintelui (tutorelui legal) al copilului sau al bolnavului 

(dacă are vârsta peste 18 ani) (Anexa 4 a prezentului protocol); 

 bilet de externare dintr-un Centru de Expertiză de Neurologie Pediatrică/Neurologie, 

care să ateste diagnosticul de Distrofie musculară Duchenne cu mutaţie nonsens; 

 buletin de testare genetică care să ateste diagnosticul de distrofie musculară Duchenne 

cu mutaţie genetică nonsens, semnat şi parafat de un medic specialist/primar genetician; 

 evaluarea capacităţii de deplasare a pacientului (conform fişei de evaluare iniţială din 

Programul Naţional DMD - anexa 1 a prezentului protocol); 

 greutatea pacientului; 

 colesterolul total, LDL, HDL, trigliceride; 

 creatinina serică, uree serică şi cistatina C; 

 tensiunea arterială sistolică şi diastolică în stare de repaus la bolnavii care primesc 

corticosteroizi. 

 

Anexa Nr. 1 

 

Centrul de Expertiză pentru Boli Rare în domeniul Neurologie Pediatrică/Neurologie 

.......................................................................... 

 
Fişa clinică de evaluare iniţială în vederea includerii în tratament cu Ataluren a pacientului cu Distrofie 

musculară progresivă tip Duchenne/Becker 

  

Nume  

Prenume  

Data naşterii  

(ZZ/LL/AAAA)  

Data evaluării  

(ZZ/LL/AAAA)  

Diagnostic 

  

  

|¯| Distrofie musculară Duchenne (DMD) 

|¯| Distrofie musculară Becker (DMB) 

|¯| Distrofie musculară formă intermediară (DMI) 
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  |¯| Necunoscut/altele (detaliere)*) 

Adresa  

Telefon, e-mail  

Nume, prenume mama  

Nume, prenume tata  

Fraţi (nume, prenume, vârstă)  

Surori (nume, prenume, vârstă)  

Arbore genealogic  

Antecedente heredocolaterale de 

boală musculară  

|¯| Pozitive (detaliere) 

|¯| Negative 

Antecedente personale fiziologice  

DPM (mers independent, dezvoltare 

cognitivă, limbaj, comportament) 

  

  

  

  

|¯| Mers independent achiziţionat la vârsta de (luni): ....... 

|¯| Dezvoltare cognitivă în prezent: |¯| N; |¯| Anormală 

|¯| Limbaj receptiv în prezent: |¯| N; |¯| Anormal 

|¯| Limbaj expresiv în prezent: |¯| N; |¯| Anormal 

|¯| Comportament în prezent: |¯| N; |¯| Anormal 

Vârsta la diagnostic  

Instituţia unde a fost diagnosticat  

*) copil cu hipercreatinkinazemie, confirmat genetic cu mutaţie nonsens, vârstă mică, incert din punct de vedere al 

evoluţiei clinice în acest moment 

ISTORIC ŞI INFORMAŢII CLINICE NECESARE 

- motivul prezentării la medic: 

- elementele de debut pot fi: 

 
Caracteristici clinice DA NU 

Deficit muscular   

Hipertrofie musculară   

Mers pe vârfuri   

Mialgii/crampe   

Mioglobinurie   

Disfuncţii cognitive   

Întârziere în DPM   

CK crescute, asimptomatic   

Complicaţii la anestezie   

Diagnostic prenatal   

    - status-ul tratamentului cortizonic: 

    |¯| da, primeşte tratament în prezent (detaliere la sfârşitul documentului) 

    |¯| nu în prezent, dar a primit tratament cortizonic în trecut 

    |¯| niciodată 

    |¯| necunoscut 

    - afectare cardiacă 

    |¯| da, fără alte detalii (de la vârsta de ..................) 

    |¯| aritmie sau blocuri de conducere (de la vârsta de ................) 

    |¯| cardiomiopatie (de la vârsta de ................) 

    |¯| nu 

    |¯| necunoscut 

    - ventilaţie non-invazivă 

    |¯| da, tot timpul 

    |¯| da, parte din timp 

    |¯| nu 

    - ventilaţie invazivă 

    |¯| da, tot timpul 

    |¯| da, parte din timp 

    |¯| nu 

    - primeşte medicaţie cardiacă 
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    |¯| da (detaliere la sfârşitul documentului) 

    |¯| nu 

    |¯| necunoscut 

    - chirurgia scoliozei 

    |¯| da (la vârsta de ................) 

    |¯| nu 

    |¯| necunoscut 

    - alte probleme medicale (fracturi, diabet, cataractă, ş.a.m.d.) 

    |¯| da (detaliere) 

    |¯| nu 

    |¯| necunoscut 

    - funcţia motorie cea mai bună în prezent 

    |¯| poate merge independent în prezent 

    |¯| nu poate merge fără suport/ajutor 

    - foloseşte fotoliu rulant în prezent 

    |¯| nu 

    |¯| o parte din timp (de la vârsta de ..................) 

    |¯| tot timpul (de la vârsta de ............................) 

    - este inclus în prezent într-un studiu clinic 

    |¯| da, în prezent (numele medicamentului ...................) 

    |¯| nu, dar a fost inclus şi a primit tratament în trecut (numele medicamentului ............) 

    |¯| niciodată 

    |¯| necunoscut 

     

DATE CLINICE ŞI EXAMEN CLINIC GENERAL 
Caracteristici clinice Valoare 

Greutate (kg)  

Înălţime (cm)  

Perimetru cranian (cm)  

TA sistolică şi diastolică în stare de repaus pentru pacienţii 

care primesc corticoterapie 

 

 

I. EVALUARE FUNCŢIONALĂ   
   
Umeri şi membre superioare (Scala Brooke) DA NU 
1. Plecând de la postura de ortostatism cu braţele pe lângă corp, pacientul poate face abducţia 

braţelor în formă de cerc, ca să se atingă deasupra capului 
  

2. Poate ridica braţele deasupra capului doar cu coatele în flexie sau folosind muşchii accesori   
3. Nu poate ridica mâinile deasupra capului dar poate duce la gură un pahar cu apă de 250 ml 

(folosind ambele mâini dacă este necesar) 
  

4. Poate duce mâinile la gură dar nu poate duce la gură un pahar cu apă de 250 ml   
5. Nu poate ridica mâinile la nivelul gurii dar le poate folosi pentru a ţine un stilou sau pentru a-l 

ridica de pe masă 
  

6. Nu poate duce mâinile la gură şi nici nu le poate folosi în scopuri funcţionale   
Şolduri şi membre inferioare (Scala Vignos)   
1. Merge şi urcă scările fără ajutor   
2. Merge şi urcă scările cu ajutorul braţelor   
3. Merge şi urcă scările încet cu ajutorul braţelor 

Urcă patru trepte în mai mult de 4 secunde 
  

4. Merge fără ajutor şi se poate ridica de pe scaun dar nu poate urca scările   
5. Merge fără ajutor dar nu se poate ridica de pe scaun şi nu poate urca scările   
6. Merge doar cu ajutor   
7. Este imobilizat în scaunul cu rotile   
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8. Este imobilizat la pat   

 

II. EVALUARE FUNCŢIONALĂ  
  
Manevră (unitate de măsură) Rezultat 
Se ridică din decubit dorsal la vertical (secunde)  
Aleargă 10 metri (secunde)  
Urcă 4 trepte (cu ajutorul balustradei sau nu) (secunde)  
Testul de mers timp de 6 minute (metri)  
Scala de evaluare a funcţiei motorii North Star Ambulatory Assessment**) (scor.... /....) (Anexa 3)  
Scala pentru Performanța Membrului Superior pentru DMD 2.0 (PUL

***
) (Anexa 3)  

    **) această scală va fi adaptată în funcţie de vârsta pacientului 

  ***) se va efectua numai la pacienții nonambulatori 
 

 

EXAMEN PSIHOLOGIC  

  

QI***) (copii > 5 ani), QD (2 - 4 ani) (scor)  

Tulburare globală a dezvoltării (2 - 4 ani), dizabilitate intelectuală (> 5 ani) (DA/NU)  

Tulburări de vorbire (DA/NU)  

Tulburare de învăţare  

Tulburări de comportament (DA/NU)  

Tulburare din spectrul autist (DA/NU)  

Tulburare depresivă (DA/NU)  

    ***) se va menţiona tipul testului efectuat;  

 

TULBURĂRI DE SOMN: DA/NU (detaliere dacă răspunsul este DA) 

 

ANALIZE UZUALE    

    

Analiza Valoare Analiza Valoare 

CK  Cistatina C  

GOT  Colesterol total  

GPT  LDL colesterol  

Uree serică  HDL colesterol  

Creatinină serică  Trigliceride  

 

TESTE GENETICE 

- ca prim test diagnostic: |¯| DA; |¯| NU 

- ca al doilea test diagnostic: |¯| DA; |¯| NU 

- ce metodă s-a folosit: 

- rezultatul analizei genetice care confirmă mutaţia nonsens la nivelul genei distrofinei: 

 

BIOPSIE MUSCULARĂ 

- ca prim test diagnostic (înaintea testării genetice): |¯| DA; |¯| NU 

- ca al doilea test diagnostic (după testarea genetică): |¯| DA; |¯| NU 

- muşchiul unde s-a efectuat (deltoid, biceps, cvadriceps, gastrocnemian, alt muşchi) 

- data biopsiei/vârsta la care s-a efectuat 

- nu s-a efectuat 

 

REZULTAT BIOPSIE MUSCULARĂ (dacă s-a efectuat) 

- imunohistochimie 

- testare prin metoda Imunnoblot (western blot) 

- cantitate de distrofină: normală/scăzută/nu s-a efectuat 

- dacă avem un raport în % pentru cantitatea de distrofină: 
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- utrofina: prezentă/absentă/modificată cantitativ 

 

EVALUARE CARDIACĂ 

     - EKG: 

    |¯| normal 

    |¯| anormal (detaliere):................ 

    |¯| Data efectuării: 

    - ecografie cardiacă: 

    |¯| normală 

    |¯| anormală 

    |¯| fracţia de ejecţie a VS (valoare): 

    |¯| Data efectuării: 

 

EVALUARE FUNCŢIONALĂ RESPIRATORIE 

    - Spirometrie (după vârsta de 6 ani în funcţie de intelect şi cooperare): 

    |¯| capacitate vitală 

    |¯| volum expirator forţat: ….…..% 

    |¯| Data efectuării:     

 

EVALUARE RUDE 

    - FRATE/FRAŢI (dacă este cazul): 

    |¯| Clinică 

    |¯| CK 

    |¯| Genetică 

     

 

    - SORĂ/SURORI (dacă este cazul) 

    |¯| Clinică 

    |¯| CK 

    |¯| Genetică 

     

    - MAMA 

    |¯| Clinică 

    |¯| CK 

    |¯| Genetică     

 

TRATAMENT CORTICOTERAPIC 

- Tip corticoterapie, doza, de când primeşte tratament: ............... 

- Reacţii adverse: ...................... 

 

ALTE TRATAMENTE 

- Medicamente, inclusiv suplimente (vitamina D3, calciu), doze, de când primeşte 

tratament: ....................................................... 

    |¯|     ...................................................... 

     

A fost completat consimţământul de la părinţi şi/sau pacient de a înregistra datele în 

Registrul Naţional: 

            |¯| DA                         |¯| NU 

     

A fost completat consimţământul de la părinţi şi/sau pacient pentru acord privind 

administrarea de ataluren: 

            |¯| DA                         |¯| NU 
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SE RECOMANDĂ: 

ATALUREN - doza: 

Medic centru de expertiză: 

Semnătură, parafă: 

Data completării Fişei de iniţiere:   

 

 

Anexa Nr. 2 

 

Centrul de Expertiză pentru Boli Rare în domeniul Neurologie Pediatrică/Neurologie 

.................................................................................. 

Departamentul/Secţia/Ambulatoriul de Neurologie Pediatrică/Neurologie 

...................................................................................................... 

     

Fişa clinică de monitorizare a pacientului cu Distrofie musculară progresivă tip 

Duchenne/Becker în tratament cu Ataluren 

     

Tip evaluare  

Medic curant [ ] 3 luni, [ ] 9 luni; anul tratamentului cu Ataluren (1, 2 ....) ....    

Centrul de expertiză [ ] 6 luni [ ]12 luni; anul tratamentului cu Ataluren (1, 2 ...) ... 

 

 

 

 

 

 

 

 

 
Nume  

Prenume  

Data naşterii 

(ZZ/LL/AAAA) 

 

Data evaluării 

(ZZ/LL/AAAA) 

 

Diagnostic clinic 

  

  

  

|¯| Distrofie musculară Duchenne (DMD) 

|¯| Distrofie musculară Becker (DMB) 

|¯| Distrofie musculară formă intermediară (DMI) 

|¯| Necunoscut/altele (detaliere)*) 

Adresa  

Telefon, email  

Nume, prenume mama  

Nume, prenume tata  

Vârsta la diagnostic  

Data iniţierii tratamentului cu Ataluren  

*) copil cu hipercreatinkinazemie, confirmat genetic cu mutaţie nonsens, vârstă mică, incert din punct de vedere al 

evoluţiei clinice în acest moment 

 

EXAMEN CLINIC GENERAL (Se completează la evaluările de 3, 6, 9 şi 12 luni ale fiecărui 

an de tratament cu Ataluren) 

 
Caracteristici clinice Valoare 

Greutate (kg)  

Înălţime (cm)  
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Perimetru cranian (cm)  

TA sistolică şi diastolică în stare de repaus pentru pacienţii care primesc ataluren 

concomitent cu corticoterapie 

 

 

 

INFORMAŢII CLINICE NECESARE (Se completează la evaluările de 3, 6, 9 şi 12 luni ale 

fiecărui an de tratament cu Ataluren) 

 

    - status-ul tratamentului cortizonic: 

    |¯| da, primeşte tratament în prezent (detaliere la sfârşitul documentului) 

    |¯| nu în prezent, dar a primit tratament cortizonic în trecut 

    |¯| niciodată 

    |¯| necunoscut 

    - afectare cardiacă 

    |¯| da, fără alte detalii (de la vârsta de ............) 

    |¯| aritmie sau blocuri de conducere (de la vârsta de .............) 

    |¯| cardiomiopatie (de la vârsta de ..............) 

    |¯| nu 

    |¯| necunoscut 

    - ventilaţie non-invazivă 

    |¯| da, tot timpul 

    |¯| da, parte din timp 

    |¯| nu 

    - ventilaţie invazivă 

    |¯| da, tot timpul 

    |¯| da, parte din timp 

    |¯| nu 

    - primeşte medicaţie cardiacă 

    |¯| da (detaliere la sfârşitul documentului) 

    |¯| nu 

    |¯| necunoscut 

    - chirurgia scoliozei 

    |¯| da (la vârsta de .................) 

    |¯| nu 

    |¯| necunoscut 

    - alte probleme medicale (fracturi, diabet, cataractă, ş.a.m.d.) 

    |¯| da (detaliere) 

    |¯| nu 

    |¯| necunoscut 

    - funcţia motorie cea mai bună în prezent 

    |¯| poate merge independent în prezent 

    |¯| nu poate merge fără suport/ajutor 

    - foloseşte fotoliu rulant în prezent 

    |¯| nu 

    |¯| o parte din timp (de la vârsta de .................) 

    |¯| tot timpul (de la vârsta de ......................) 

    - este inclus în prezent într-un studiu clinic 

    |¯| da, în prezent (numele medicamentului .......................) 

    |¯| nu, dar a fost inclus şi a primit tratament în trecut (numele medicamentului ..................) 

    |¯| niciodată 

    |¯| necunoscut 
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EVALUARE FUNCŢIONALĂ (Se completează la evaluările de 3, 6, 9 şi 12 luni ale fiecărui 

an de tratament cu Ataluren) 

 
Umeri şi membre superioare DA NU 

1. Plecând de la postura de ortostatism cu braţele pe lângă corp, pacientul poate face abducţia braţelor în 

formă de cerc, ca să se atingă deasupra capului 

  

2. Poate ridica braţele deasupra capului doar cu coatele în flexie sau folosind muşchii accesori   

3. Nu poate ridica mâinile deasupra capului dar poate duce la gură un pahar cu apă de 250 ml (folosind 

ambele mâini dacă este necesar) 

  

4. Poate duce mâinile la gură dar nu poate duce la gură un pahar cu apă de 250 ml   

5. Nu poate ridica mâinile la nivelul gurii dar le poate folosi pentru a ţine un stilou sau pentru a-l ridica 

de pe masă 

  

6. Nu poate duce mâinile la gură şi nici nu le poate folosi în scopuri funcţionale   

Şolduri şi membre inferioare   

1. Merge şi urcă scările fără ajutor   

2. Merge şi urcă scările cu ajutorul braţelor   

3. Merge şi urcă scările încet cu ajutorul braţelor 

Urcă patru trepte în mai mult de 4 secunde 

  

4. Merge fără ajutor şi se poate ridica de pe scaun dar nu poate urca scările   

5. Merge fără ajutor dar nu se poate ridica de pe scaun şi nu poate urca scările   

6. Merge doar cu ajutor   

7. Este imobilizat în scaunul cu rotile   

8. Este imobilizat la pat   

 

EVALUARE FUNCŢIONALĂ (Se completează la evaluările de la 6 şi 12 luni ale fiecărui an 

de tratament cu Ataluren) 

 
Manevră (unitate de măsură) Rezultat 

Se ridică din decubit dorsal la vertical (secunde)  

Aleargă 10 metri (secunde)  

Urcă 4 trepte (cu ajutorul balustradei sau nu) (secunde)  

Testul de mers timp de 6 minute (metri)  

Scala de evaluare a funcţiei motorii North Star Ambulatory Assessment**) (scor ... /....)  

    **) această scală va fi adaptată în funcţie de vârsta pacientului  

 

 

 

 

EXAMEN PSIHOLOGIC 

 
QI***) (copii > 5 ani), QD (2 - 4 ani) (scor)  

Tulburare globală a dezvoltării (2 - 4 ani), dizabilitate intelectuală (> 5 ani) (DA/NU)  

Tulburări de vorbire (DA/NU)  

Tulburare de învăţare  

Tulburări de comportament (DA/NU)  

Tulburare din spectrul autist (DA/NU)  

Tulburare depresivă (DA/NU)  

    ***) se va menţiona tipul testului efectuat; nu este necesară repetarea acestuia mai frecvent de o dată la 2 ani 

 

TULBURĂRI DE SOMN: DA/NU (detaliere dacă este necesar) (Se completează la 

evaluările de 3, 6, 9 şi 12 luni ale fiecărui an de tratament cu Ataluren) 

ANALIZE UZUALE (Se completează la evaluările de la 6 şi 12 luni ale fiecărui an de 

tratament cu Ataluren) 

 
Analiza Valoare Analiza Valoare 

CK  Cistatina C  
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GOT  Colesterol total****)  

GPT  LDL cholesterol****)  

Uree serică  HDL cholesterol****)  

Creatinină serică  Trigliceride****)  

    ****) se verifică doar la evaluarea de la fiecare 12 luni de la iniţierea tratamentului cu ataluren 

 

EVALUARE CARDIACĂ (Se completează la evaluarea de la fiecare 12 luni de la iniţierea 

tratamentului cu Ataluren) 

    - EKG: 

    |¯| normal 

    |¯| anormal (detaliere): ............................ 

    |¯| Data efectuării: 

    - ecografie cardiacă: 

    |¯| normală 

    |¯| anormală 

    |¯| fracţia de ejecţie a VS (valoare): 

    |¯| Data efectuării: 

Notă: 

- evaluarea cardiacă se va face la fiecare 2 ani înainte de vârsta de 10 ani 

- după vârsta de 10 ani: evaluarea cardiacă o dată pe an 

- evaluare cardiacă la apariţia semnelor cardiace (acestea pot fi discrete şi nespecifice: 

scădere în greutate, tuse, vărsături, ortopnee), de către un specialist cardiolog, pentru 

tratament de specialitate 

- pacienţii care au tratament cortizonic necesită o supraveghere mai atentă cardiacă, 

datorită creşterii în greutate şi al riscului de HTA 

- evaluarea cardiacă este obligatorie înainte de orice intervenţie chirurgicală majoră şi 

intraoperator (EKG) 

 

EVALUARE FUNCŢIONALĂ RESPIRATORIE (Se completează la evaluarea de la fiecare 

12 luni de la iniţierea tratamentului cu Ataluren) 

    - Spirometrie (după vârsta de 6 ani, în funcţie de intelect şi cooperare): 

    |¯| capacitate vitală 

    |¯| volum expirator forţat: ..........% 

    |¯| Data efectuării: 

 

TRATAMENT CORTICOTERAPIC 

- Tip corticoterapie, doza, de când primeşte tratament: ............................. 

- Reacţii adverse: ...................... 

 

 

 

ALTE TRATAMENTE 

- medicamente, inclusiv suplimente (vitamina D3, suplimente de calciu), doze, de când 

primeşte tratament: ........................................................... 

     |¯|    ............................................................................ 

     

SE RECOMANDĂ: 
[   ] Continuarea tratamentului cu ATALUREN - doza: 

[   ] Întreruperea tratamentului cu ATALUREN 

Medic centru de expertiză/secţie/ambulatoriul de specialitate: 

Semnătură, parafă: 

Data completării Fişei de monitorizare: 
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Anexa 3     

 
Activitate 2 1 0 Scor 

1. Sta Sta vertical, linistit si 

simetric, fara compensare 

(cu calcaiele plate si 

picioarele in pozitie neutra ) 

pentru minim 3 secunde 

Stand linistit, dar cu un anumit 

grad de compensare (…pe 

varfuri sau cu picioarele 

abduse sau cu fundul blocat in 

afara/soldul flectat, etc) pentru 

minim 3 secunde 

Nu poate sta linistit sau 

independent, are nevoia 

de support (chiar minim) 

 

2. Merge Merge cu rulaj plantar sau 

cu picior plat 

Mers persistent sau obisnuit 

pe varfuri, incapabil sa ruleze 

consistent 

Pierderea mersului 

independent – poate 

folosi orteze de genunchi-

glezna-picior sau merge 

pe distante scurte cu 

asistenta 

 

3. Se ridica 

de pe scaun 

Capabil sa se ridice in 

picioare, pastrand bratele 

pliate. Pozitia de plecare este 

cu soldul si genunchii la 90°, 

picioarele pe podea/ 

sprijinite pe o cutie step 

Cu ajutor din partea coapselor/ 

impins in scaun/ intoarcere pe 

burta sau pozitii de start 

modificate prin largirea bazei 

Incapabil  

4. Sta pe un 

picior - 

drept 

Capabil sa stea vertical in 

mod relaxat (nu fixat) pentru 

3 secunde 

Sta dar fie pentru o clipa sau 

cu trunchiul flectat lateral sau 

are nevoie de fixare de exp. 

prin adductia coapselor sau alt 

truc  

Incapabil  

5. Sta pe un 

picior - 

stang 

Capabil sa stea vertical in 

mod relaxat (nu fixat) pentru 

3 secunde 

Sta dar fie pentru o clipa sau 

cu trunchiul flectat lateral sau 

are nevoie de fixare de exp. 

prin adductia coapselor sau alt 

truc  

Incapabil  

6. Urca pe 

cutia step – 

cu dreptul 

Pas in fata – nu are nevoie 

de suport 

Urca lateral/ roteste trunchiul/ 

circumduce soldul sau are 

nevoie de sustinere 

Incapabil  

7. Coboara 

de pe cutia 

step – cu 

dreptul 

Cu fata inainte, coboara 

controland piciorul de 

sprijin. Nu are nevoie de 

sustinere 

Prin lateral, evita coborarea 

sau are nevoie de sustinere 

Incapabil  

8. Urca pe 

cutia step – 

cu stangul 

Pas in fata – nu are nevoie 

de suport 

Urca lateral/ roteste trunchiul/ 

circumduce soldul sau are 

nevoie de sustinere 

Incapabil  

9. Coboara 

de pe cutia 

step – cu 

stangul 

Cu fata inainte, coboara 

controland piciorul de 

sprijin. Nu are nevoie de 

sustinere 

Prin lateral, evita coborarea 

sau are nevoie de sustinere 

Incapabil  

10. Ridica 

capul 

In decubit dorsal, capul 

trebuie sa fie ridicat pe linie 

mediana. Barbia se misca 

catre piept 

Capul este ridicat, dar prin 

flexie laterala sau fara flexia 

gatului (protractie) 

Incapabil  

11. Se 

ridica in 

sezand 

Incepe in decubit dorsal – 

poate folosi o mana/ brat 

pentru a se impinge 

Folosrste doua brate/ se trage 

de picioare sau se intoarce 

catre podea 

Incapabil  

12. Se 

ridica de pe 

Nu se evidentiaza manevra 

Gower 

Manifesta cel putin una din 

componentele manevrei 

a) ARE NEVOIE de 

ajutorul extern al 

 

Evaluarea Ambulatorie North Star 
 

Nume: 

 

Data nasterii: 

 

Data: 

 

Examinator: 
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podea Gower descries – in special se 

intoarce catre podea si/sau 

foloseste mana (mainile) pe 

picioare 

obiectelot, de exp. scaun, 

perete SAU b) Incapabil 

 

Activitate 2 1 0 Scor 

13. Sta pe 

calcaie 

Sta clar doar pe calcaie 

cu ambele picioare in 

acelasi timp (se accepta 

sa se miste cativa pasi 

pentru pastrarea 

echilibrului) 

Flecteaza soldul si ridica 

doar antepiciorul 

Incapabil  

14. Sare Cu ambele picioare in 

acelasi timp, paraseste 

solul simultan 

Picioarele unul dupa 

altul (evita) sau nu 

realizeaza complet 

desprinderea cu ambele 

picioare in acelesi timp 

Incapabil  

15. Sare 

pe piciorul 

derpt 

Desprinde antepiciorul 

si calcaiul de pe sol 

Capabil sa indoaie 

genunchiul si sa ridice 

calcaiul, fara desprindere 

de la podea 

Incapabil  

16. Sare 

pe piciorul 

stang 

Desprinde antepiciorul 

si calcaiul de pe sol 

Capabil sa indoaie 

genunchiul si sa ridice 

calcaiul, fara desprindere 

de la podea 

Incapabil  

17.Alearga 

(10 m) 

Ambele picioare 

parasesc solul (fara faza 

se dublu sprijin in 

timpul alergarii)  

,,Alergare Duchenne” / 

mers rapid 

Merge  

TOTAL =          / 34 

 

 

Timpul RFF (de ridicare de la podea): ____, ___                                     

 

 Timpul de alergare/ mers pe 10m: ____, ___ 

 

Note: 

 

 

 

 

 

Scala pentru Performanța Membrului Superior pentru DMD 2.0 (PUL) 
Nume: Data testarii:   _ _ / _ _ / _ _ _ _ 

  

Performanta Membrului Superior pentru DMD 2.0 (PUL pt DMD) – Fisa de 

lucru 
 

Bratul preferat (folosit la toate testarile):     □ Drept        □ Stang 

 

Extensia cotului ROM:   Drept:                 Stang:                   exp.:  complet = 0°       
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contractura 10° =  -10° 

Supinatie ROM:   Drept:  □ Complet   □¾      □½     □¼      Stang:  □ Complet   □¾      □½     

□¼     

Itemul de intrare A – incepeti cu A pentru  identificarea punctului de pornire pentru testele ulterioare. 

Incercuiti scorul pentru fiecare item. 

NU INCLUDETI IN SCORUL TOTAL 
Item Descriere 0 1 2 3 4 5 6 

A Item de 

intrare 

Nicio 

functie 

utila a 

mainii 

Poate 

folosi 

mana 

pentru a 

tine 

pixul sau 

pentru a 

ridica o 

moneda 

sau 

pentru a 

conduce 

un scaun 

rulant 

electric. 

Poate 

ridica 1 

sau 2 

maini la 

gura dar 

nu poate 

ridica 

un pahar 

ce 

contine 

o 

greutate 

de 200g 

la gura. 

Poate 

ridica 

paharul 

de plastic 

ce contine 

o greutate 

de 200g 

la gura 

folosind 1 

sau 2 

maini. 

Poate ridica 

simultan 

ambele brate 

(la inaltimea 

umarului cu 

sau fara 

compensare) 

adica cotul 

indoit sau in 

extensie. 

Poate ridica 

simultan 

ambele brate 

deasupra 

capului doar 

prin indoirea 

coatelor  

(scurtand 

circumferinta 

miscarii/ 

folosind 

muschii 

accesori) 

Poate 

abduce 

simultan 

ambele 

brate, intr-

un cerc 

commplet, 

cu coatele 

extinse, 

pana se 

ating 

deasupra 

capului.  

Pentru itemul A:      Un scor de 3, 4, 5, 6 la itemul A, incepeti cu itemul 1- pe aceasta pagina 

                                   Un scor de 1, 2, incepeti cu itemul 7 de pe pagina 2 

Nivel inalt: regiunea umarului 
Item Descriere 0 1 2 Scor 

1 

Scorul 

de la 

Itemul 

de 

intrare 

de mai 

sus 

Abductia umerilor, 

ambele brate deasupra 

capului  

 ,,Ridica-ti bratele prin 

lateral deasupra capului – 

incearca sa mentii coatele 

intinse” 

Incapabil Poate ridica 

simultan ambele 

brate deasupra 

capului doar prin 

flexia coatelor (cu 

compensare) 

Poate abduce 

simultan ambele 

brate, intr-un cerc 

commplet, cu 

coatele extinse, 

pana se ating 

deasupra capului. 

 

2 Ridica ambele brate la 

inaltimea umarului 

(coatele la inaltimea 

umarului) 

,,Ridica-ti bratele la 

nivelul umerilor” 

Incapabil Poate ridica 

ambele brate la 

inaltimea 

umarului, fie una 

cate una, fie cu 

coatele indoite (cu 

compensare) 

Ppoate ridica 

ambele coate la 

inaltimea umarului 

fara compensare 

 

3 Flexia umarului la 

inaltimea umarului 

(fara greutati) 

,,Intinde mana si atinge 

mana mea” 

Incapabil Capabil, cu 

compensare 

Capabil, fara 

compensare 

 

4 Flexia umarului la 

inaltimea umarului cu o 

greutate de 500g 

,,Intinde-ti mana si atinge 

mana mea” 

Incapabil Capabil sa ridice 

greutatea de 500g 

cu compensare 

Capabil sa ridice 

greutatea de 500g 

fara compensare 

 

Anexa 4 

 

FORMULAR PENTRU CONSIMŢĂMÂNTUL PACIENTULUI CU DISTROFIE 

MUSCULARĂ DUCHENNE, CAUZATĂ DE O MUTAŢIE NONSENS LA NIVELUL 

GENEI DISTROFINEI (nmDMD) 

privind tratamentul cu Ataluren (TRANSLARNA) 
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Subsemnatul(a) ..........................., cu CI/BI ................................ pacient /părinte/tutore legal al 

copilului .............................. cu CNP .................................diagnosticat cu distrofie musculară 

Duchenne, cauzată de o mutaţie nonsens la nivelul genei distrofinei (nmDMD) am fost 

informat de către ................................. privind tratamentul medical al distrofiei musculare 

Duchenne cu ataluren (TRANSLARNA). 

     

Translarna este un medicament care conţine substanţa activă ataluren. Translarna este disponibil 

în 3 concentraţii, fiecare conţinând 125 mg, 250 mg şi 1000 mg de substanţă activă, denumită 

ataluren. Celelalte componente sunt: polidextroză (E1200), macrogol, poloxamer, manitol 

(E421), crospovidonă, hidroxietil celuloză, aromă artificială de vanilie (maltodextrină, arome 

artificiale şi propilen glicol), dioxid de siliciu coloidal anhidru (E551), stearat de magneziu. 

     

Translarna se utilizează în tratamentul distrofiei musculare Duchenne care este determinată de 

un defect genetic specific care afectează funcţia musculară normală. 

     

Translarna se utilizează pentru tratarea pacienţilor cu vârste de 2 ani şi peste, care au capacitatea 

de a se deplasa. 

     

Distrofia musculară Duchenne este cauzată de modificări genetice, care conduc la apariţia unei 

anomalii a unei proteine din muşchi, denumită distrofină, care este necesară pentru funcţionarea 

adecvată a muşchilor. Translarna activează producerea distrofinei funcţionale şi ajută la 

funcţionarea corespunzătoare a muşchilor. Acest efect a fost demonstrat în cadrul unor studii 

clinice care au stat la baza aprobării Translarna de către Agenţia Europeană a Medicamentului 

pentru distrofia musculară Duchenne cauzată de o mutaţie nonsens la nivelul genei distrofinei. 

     

Ca toate medicamentele, acest medicament poate provoca reacţii adverse, cu toate că nu apar la 

toate persoanele. Copilul este posibil să manifeste una sau mai multe dintre următoarele reacţii 

adverse după ce ia Translarna: 

     

Reacţii adverse foarte frecvente (pot afecta mai mult de 1 persoană din 10): cefalee, greaţă, 

vărsături. Reacţii adverse frecvente (pot afecta mai puţin de 1 persoană din 10): apetit alimentar 

scăzut, pierdere în greutate, ameţeli, tensiune arterială crescută, tuse, sângerări nazale, 

constipaţie, diaree, flatulenţă, regurgitaţie, disconfort stomacal, dureri stomacale, erupţii 

cutanate, dureri de braţe sau picioare, chist renal, urinare cu frecvenţă anormală, urinare 

involuntară, culoare anormală a urinei, febră, oboseală. 

     

Reacţii adverse cu frecvenţă necunoscută (frecvenţa nu poate fi estimată din datele disponibile): 

creşteri ale concentraţiilor de lipide din sânge, creşteri ale rezultatelor testelor funcţiei renale. 

     

Tratamentul cu ataluren (Translarna) nu este indicat la copii cu vârsta sub 2 ani, deoarece nu a 

fost testat la acest grup de pacienţi. 

     

Tratamentul cu ataluren (Translarna) nu trebuie luat dacă pacientul este alergic la ataluren sau la 

oricare dintre celelalte componente ale acestui medicament sau dacă pacientul primeşte 

tratament cu anumite antibiotice, cum ar fi gentamicină, tobramicină sau streptomicină prin 

injecţie intravenoasă. 

     

Ataluren (Translarna) poate afecta modul de acţiune al altor medicamente. Spuneţi medicului 

dumneavoastră dacă dumneavoastră (dacă sunteţi pacient) sau copilul dumneavoastră (cu 

nmDMD) primiţi sau s-ar putea să primiţi alte medicamente. În special, nu se administrează 
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Translarna cu antibioticele gentamicină, tobramicină sau streptomicină administrate prin 

injecţie. Acestea pot afecta funcţia renală a copilului. 

     

Spuneţi medicului dacă dumneavoastră (dacă sunteţi pacient) sau copilul dumneavoastră (cu 

nmDMD) sunteţi în tratament cu oricare dintre următoarele medicamente: 

- aciclovir prescris pentru tratamentul vărsatului de vânt [varicelă], 

- adefovir prescris pentru tratamentul hepatitei B cronice şi/sau al infecţiei cu HIV, 

- atorvastatină prescris pentru scăderea lipidelor, 

- benzilpenicilină prescris pentru infecţii severe, 

- bumetanidă prescris pentru tratamentul sau prevenirea insuficienţei cardiace congestive, 

- captopril prescris pentru tratamentul sau prevenirea insuficienţei cardiace congestive, 

- ciclosporină prescris pentru prevenirea respingerii organului în urma transplantului de 

organ, 

- famotidină prescris pentru tratamentul ulcerului duodenal activ, tratamentul bolii de 

reflux gastroesofagian 

- furosemid prescris pentru tratamentul sau prevenirea insuficienţei cardiace congestive 

- metotrexat prescris pentru poliartrită reumatoidă, psoriazis 

- micofenolat mofetil prescris pentru prevenirea respingerii organului în urma 

transplantului 

- olmesartan prescris pentru hipertensiune arterială esenţială la adulţi 

- oseltamivir prescris pentru prevenirea gripei 

- fenobarbital prescris pentru inducerea somnului, prevenirea convulsiilor 

- pitavastatină prescris pentru scăderea lipidelor 

- pravastatină prescris pentru scăderea lipidelor 

- rifampicină prescris pentru tratamentul tuberculozei 

- rosuvastatină prescris pentru scăderea lipidelor 

- sitagliptină prescris pentru diabet zaharat de tip 2 

- telmisartan prescris pentru tratamentul sau prevenirea insuficienţei cardiace congestive 

- valsartan prescris pentru tratamentul sau prevenirea insuficienţei cardiace congestive 

     

Aceste medicamente nu au fost testate în asociere cu Translarna şi medicul poate decide 

să monitorizeze îndeaproape pacientul. 

     

Se recomandă a se efectua analize ale sângelui înainte de tratamentul cu Translarna şi 

periodic în timpul tratamentului. Dacă pacientul are orice afecţiune hepatică sau renală, medicul 

trebuie să verifice periodic funcţiile hepatice şi renale. Medicul va analiza concentraţiile 

lipidelor din sânge (grăsimi, precum colesterolul şi trigliceridele) şi funcţia renală o dată la 6 

până la 12 luni. Medicul va monitoriza tensiunea arterială o dată la 3 până la 6 luni, în cazul în 

care copilul ia un medicament corticosteroid. 

     

Pentru o supraveghere atentă a stării de sănătate a copilului aflat în tratament, a 

eficienţei şi a posibilelor reacţii adverse ale terapiei cu Translarna, am obligaţia de a mă 

prezenta lunar la medicul curant în primele 6 luni şi apoi pentru o vizită de control într-un 

Centru de expertiză Duchenne, şi să respect protocolul de tratament şi supraveghere, aşa cum a 

fost publicat şi explicat mie de către medic, sau ori de câte ori apar modificări în evoluţia stării 

de sănătate a copilului meu (dacă sunt părinte/tutore legal) sau a mea (dacă sunt pacient), sau la 

solicitarea medicului curant sau a medicului coordonator din Centrul de Expertiză. 

     

În situaţia în care în mod nejustificat nu voi respecta obligaţiile asumate, inclusiv de a 

mă prezenta sistematic la controalele periodice stabilite prin protocolul terapeutic pentru 

distrofia musculară Duchenne determinată de o mutaţie non-sens la nivelul genei distrofinei, 

care mi-au fost comunicate de către medicul curant sau medicul coordonator din Centrul de 
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expertiză, aceştia au dreptul de a exclude copilul meu din acest program de tratament - aşa cum 

este stipulat în PROTOCOLUL TERAPEUTIC AL BOLNAVILOR CU DISTROFIE 

MUSCULARĂ DUCHENNE aprobat prin ordin comun al ministrului sănătăţii şi al 

preşedintelui Casei Naţionale de Asigurări de Sănătate şi în REGULAMENTUL de organizare 

şi funcţionare a Comisiei de Experţi a Casei Naţionale de Asigurări de Sănătate pentru 

implementarea Subprogramului de tratament al bolnavilor cu distrofie musculară Duchenne din 

cadrul Programului naţional de boli rare. 

     

În cazul în care evoluţia clinică este nefavorabilă (pierderea totală a capacităţii de 

deplasare - menţinută mai mult de 6 luni) medicul curant, împreună cu medicul coordonator pot 

opta pentru întreruperea tratamentului cu ataluren. 

     

Sunt de acord să respect condiţiile de includere în Sub-Programul Naţional de 

Tratament al Distrofiei Musculare Duchenne în vederea iniţierii tratamentului cu: 

ATALUREN (TRANSLARNA). 

     

Înainte de a începe tratamentul, mă voi prezenta împreună cu copilul meu la 

medicul curant în vederea instructajului efectuat de medic şi asistenta medicală privind 

modul de administrare. 

 
    Data: Pacient 

    Semnătura:  

    Părinte/Tutore legal:  

  

  Semnătura: 

  

    Medic curant:         Medic coordonator Centru de Expertiză: 

  

    Semnătura:         Semnătura 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 



DCI NUSINERSENUM 

 

 

I. DEFINIŢIA AFECŢIUNII 

Atrofia musculară spinală (AMS) este o boală neuromusculară progresivă care rezultă din mutaţii 

la nivelul genei SMN1 din cromozomul 5q. O a doua genă, SMN2, situată în apropierea SNM1, 

este responsabilă pentru o mică parte din producţia de proteină SMN. AMS prezintă un spectru 

de manifestări clinice ale bolii, severitatea afecţiunii fiind corelată cu numărul mai mic de copii 

ale genei SMN2 şi cu vârsta mai mică în momentul debutului simptomelor. 

   

II. INDICAŢII TERAPEUTICE 

Nusinersen este indicat pentru tratamentul atrofiei musculare spinale 5q. 

     

III. CRITERII DE INCLUDERE ÎN TRATAMENTUL SPECIFIC 

Decizia de tratament trebuie să se bazeze pe o evaluare individualizată, realizată de un specialist 

cu experienţă în tratarea pacienţilor cu AMS, cu privire la beneficiile tratamentului pentru 

pacienţi, în raport cu riscurile potenţiale al tratamentului cu nusinersen. Evaluarea clinică iniţială 

se va realiza în condiţii de stare stabilă a pacientului, fără afecţiuni intercurente, pentru a reflecta 

corect situaţia funcţiei motorii şi respiratorii 

     

A. Pacienţi cu AMS Tip I 

a. Obiectivele tratamentului 

Îmbunătăţirea funcţiei motorii şi/sau menţinerea funcţiei motorii precum şi ameliorarea funcţiei 

respiratorii care implică o îmbunătăţire funcţională relevantă (evitarea necesităţii ventilaţiei 

asistate permanente sau prelungirea timpului până la apariţia necesităţii unei ventilaţii asistate 

permanente) şi creşterea duratei de supravieţuire şi calităţii vieţii copilului. 

 

b. Criterii de iniţiere a tratamentului 

Se consideră eligibili pentru iniţierea tratamentului cu nusinersen pacienţii care îndeplinesc 

următoarele criterii: 

- testarea genetică a demonstrat o mutaţie (deleţie) homozigotă sau heterozigotă 

compusă a genei 5q SMN1; 

- existenţa a cel puţin 2 copii ale genei SMN2; 

- pacienţi cu AMS tip Ib sau Ic. 

 

SAU: 

- în situația în care pacientul a avut tratament cu nusinersen și acesta a fost întrerupt 

iar, dupa 8 luni de la întrerupere, se constată o înrăutățire semnificativă a 

funcției motorii asociată acestei întreruperi obiectivată pe scala HINE2 

(pierderea câte unui punct la fiecare dintre criteriile motorii din scala HINE - 

secţiunea 2 - controlul capului, răsucire, şedere, mers târât, susţinere în picioare, 

mers, cu excepţia categoriei mişcare de pedalare, la care se consideră 

semnificativă pierderea a două puncte) dar pacientul a ramas eligibil (nu are 

criterii de excludere si nu are criteriile de intrerupere 2,3,4) tratamentul poate fi 

reintrodus.     

 



     

B. Pacienţi cu AMS Tip II şi Tip III 

a. Obiectivele tratamentului 

Ameliorarea relevantă a funcţiei motorii şi respiratorii care implică îmbunătăţirea calităţii vieţii 

pacienţilor. 

b. Criterii de iniţiere a tratamentului 

Se consideră eligibili pentru iniţierea tratamentului cu nusinersen pacienţii care îndeplinesc 

următoarele criterii: 

- testarea genetică a demonstrat o deleţie homozigotă sau heterozigotă compusă a 

genei 5q SMN1 

- existenţa a cel puţin 2 copii a genei SMN2; 

- pacienţi simptomatici cu diagnostic de atrofie musculară spinală tip II sau III; 

- Scor < 54 puncte la măsurarea funcţiei motorii cu ajutorul Scalei Hammersmith 

Functional Motor Scale - Expanded (HFMSE) 

 

SAU: 

 

- la pacienți care au primit tratament cu nusinersen, însă s-a decis întreruperea 

acestuia, iar la 8 luni de la oprirea tratamentului se constată o pierdere de > 3 puncte 

pe scala HFMSE, dar pacientul a ramas eligibil (nu are criterii de excludere si nu are 

criteriile de intrerupere 2,3,4) acesta poate fi reintrodus. 

 

Notă: Se consideră că pacienţii cu un scor HFMSE al funcţiei motorii peste 54 puncte nu necesită 

tratament şi vor beneficia de monitorizare clinică adecvată, considerându-se eligibili pentru 

tratament în situaţia în care se constată o scădere > 3 puncte la evaluarea cu ajutorul scalei 

HFMSE. 

 

 

C. Pacienți cu AMS presimptomatici: 

a. Obiectivele tratamentului 

Realizarea achizițiilor motorii (susținerea capului, achiziția poziției șezânde fără sprijin și a 

mersului independent), evitarea necesității suportului respirator permanent sau prelungirea 

timpului până la apariţia necesităţii unei ventilaţii asistate permanente şi creşterea duratei de 

supravieţuire şi a calităţii vieţii copilului. 

 

b. Criterii de iniţiere a tratamentului 

Se consideră eligibili pentru iniţierea tratamentului cu nusinersen pacienţii care îndeplinesc 

următoarele criterii: 

 

- testarea genetică a demonstrat o mutaţie (deleţie) homozigotă sau heterozigotă 

compusă a genei 5q SMN1, 

- fără simptome clinice, 

- existenţa a 2 copii sau 3 copii ale genei SMN2, 

Notă: pacienții cu 4 copii SMN2 vor fi evaluați la fiecare 3-6 luni și tratați la apariția prinelor 

semnne clinice 

 

     



V. CRITERII DE EXCLUDERE 

     

A. Pacienţi cu AMS Tip I 

Nu se recomandă iniţierea tratamentului cu nusinersen în oricare din următoarele situaţii: 

- pacienţi fără confirmare genetică a bolii AMS, 

- pacienţi cu mai puţin de 2 copii SMN2, 

- pacienţi cu AMS tip 0, 

- pacienţi care necesită ventilaţie asistată invazivă permanentă (>16 h/zi de ventilație 

continuă în ultimele >21 zile sau traheostomie, care nu sunt urmare a unui episod acut 

reversibil), 

- situaţii clinice care pot împiedica puncţia lombară (spre exemplu, pacienţi la care fuziunea 

vertebrală împiedică accesul în spaţiile intervertebrale) sau la care pot apărea complicaţii 

importante, 

- istoric de afecţiuni cerebrale sau medulare care ar putea interfera cu procedura puncţiei 

lombare sau cu circulaţia lichidului cefalo-rahidian. Existenţa unui șunt ventriculo-

peritoneal sau ventriculo-cardiac nu va fi considerată criteriu de excludere. 

     

B. Pacienţi cu AMS Tip II sau Tip III 

Nu se recomandă iniţierea tratamentului cu nusinersen în următoarele situaţii: 

- pacienţi care necesită ventilaţie asistate invazivă permanentă (>16 h/zi de ventilație 

continuă în ultimele >21 zile sau traheostomie, care nu sunt urmare a unui episod acut 

reversibil), 

- situaţii clinice care pot împiedica puncţia lombară (spre exemplu, pacienţi la care fuziunea 

vertebrală împiedică accesul în spaţiile intervertebrale) sau la care pot apărea complicaţii 

importante, 

- istoric de afecţiuni cerebrale sau medulare care ar putea interfera cu procedura puncţiei 

lombare sau cu circulaţia lichidului cefalo-rahidian. Existenţa unui șunt ventriculo-

peritoneal sau ventriculo-cardiac nu va fi considerată criteriu de excludere. 

- boala în stadii foarte avansate cu scor > 47 pe scala funcţională Egen care nu au beneficiu 

clinic şi nu ar putea fi stabilizaţi cu ajutorul tratamentului (pacienţi cu activitate 

funcţională minimă care necesită asistenţă pentru toate activităţile vieţii cotidiene, cu 

traheostomie, etc.), cu afectare clinică ireversibilă, la care nu există posibilitatea obţinerii 

unui beneficiu clinic relevant şi nu se consideră că ar putea fi stabilizaţi cu ajutorul 

tratamentului. 

 

     

VI. TRATAMENT 

a. Doze şi algoritm de administrare 

Tratamentul cu nusinersen trebuie iniţiat cât mai curând posibil după diagnostic, cu 4 doze de 

încărcare - câte o doză (1 flacon 5 ml soluţie injectabilă nusinersen) în zilele 0, 14, 28 şi 63. 

Ulterior trebuie să se administreze o doză de întreţinere la fiecare 120 de zile. 

În situațiile de forță majoră (catastrofe naturale, război, epidemii, etc) sau alte situații 

excepționale, ținând cont de bunele practici medicale și siguranța pacientului administrarea 

tratamentului: 

- se poate face cu o întârziere de cel mult 7 zile pentru primele patru administrări și 14 zile 

(până la maxim 30 de zile) dupa a 4-a administrare (date care se regăsesc în 

FORMULARUL PENTRU VERIFICAREA RESPECTĂRII CRITERIILOR DE 



ELIGIBILITATE AFERENTE PROTOCOLULUI TERAPEUTIC DCI 

NUSINERSENUM),  

- administrările se pot face mai devreme cu maximum 4 zile (perioadă între administrări 

minim 10 zile) pentru perioada de inițiere (între dozele 1-3), maximum 7 zile (între dozele 

3 si 4) și maximum 30 de zile (perioadă între adminstrări minimă 3 luni) pentru perioada 

de continuare, 

- în situațiile de mai sus la următoarea administrare pacientul reia calendarul lui prestabilit 

de injectare, astfel dacă a venit cu 30 de zile înainte de 4 luni injectarea următoare se va 

face la 4 luni +30 zile, daca a venit cu o intarziere de 30 zile urmatoarea injectare se va 

face dupa 3 luni. 

 

b. Mod de administrare 

Nusinersen este destinat administrării intratecale, prin puncţie lombară. Tratamentul trebuie 

administrat de către profesionişti în domeniul sănătăţii cu experienţă în efectuarea puncţiilor 

lombare. 

Nusinersen se administrează, conform RCP, sub formă de injecţie intratecală în bolus, pe 

parcursul a 1 până la 3 minute, folosind un ac de anestezie spinală. Injecţia nu trebuie 

administrată în zonele în care pielea prezintă semne de infecţie sau inflamaţie. Se recomandă ca 

volumul de lichid cefalorahidian (LCR) echivalent cu volumul de nusinersen soluţie injectabilă 

care urmează a fi injectat să fie eliminat înainte de administrare. 

     

Măsuri speciale: 

- poate fi necesară sedarea, în funcţie de starea clinică a pacientului; 

- ecografia sau altă tehnică imagistică pot fi luate în considerare pentru a ghida 

administrarea intratecală de nusinersen, în special la pacienţii cu vârsta mai mică şi la 

pacienţii cu scolioză; 

- analiza LCR la orice administrare: analiza biochimică, celule +\- culturi. 

- trebuie utilizată tehnica aseptică la pregătirea şi administrarea nusinersen conform 

instrucţiunilor din Rezumatul Caracteristicilor Produsului, 

 

Notă: Pacienţii trataţi cu nusinersen vor primi concomitent îngrijirile standard conform 

Declaraţiei de Consens pentru îngrijirile standard acordate pacienţilor cu Atrofie Musculară 

Spinală (vaccinuri, profilaxia infecţiilor cu virus sinciţial respirator, aport nutriţional adecvat, 

suport respirator la nevoie). 

 

     

VII. CRITERII DE EVALUARE ŞI MONITORIZARE 

     

A. Pacienţi cu AMS Tip I 

Se recomandă evaluarea la iniţierea tratamentului şi la fiecare 4 luni, cu prilejul vizitei pentru 

administrarea tratamentului cu nusinersen. Pacientul va fi monitorizat pe Fişa Iniţială şi Fişa de 

follow-up (Anexa 1). 

     

1. Date generale: 

- data apariţiei simptomelor, 

- data diagnosticului, 

- status-ul vaccinărilor conform schemei Ministerului Sănătății 



- date antropometrice (greutate, înălţime, IMC), curbele de creștere (WHO), 

- respirație paradoxală DA/NU, 

- scolioză: DA/NU, 

- retracții musculare: DA (și localizare) /NU  

     

2. Date despre îngrijirile de suport: 

- modul de alimentaţie: oral/sondă nasogastrică/gastrostomie 

- kinetoterapie: DA/NU 

- fizioterapie respiratorie: DA/NU 

- utilizare cough-assist: DA/NU 

- ventilaţie asistată: DA/NU, cu caracter non-invaziv/invaziv, diurnă / nocturnă 

     

3. Teste de laborator: 

Se recomandă efectuarea lor la iniţierea tratamentului, la 6 luni şi la fiecare prezentare pentru 

continuarea tratamentului: 

- hemoleucogramă complete, 

- teste de coagulare: INR, TTPa, 

- teste ale funcţiei hepatice: ALT, AST, bilirubina, 

- teste ale funcţiei renale: creatinina, uree, proteinuria, 

- ASTRUP, VSH, proteina C reactivă. 

     

4. Criterii de evaluare a eficacităţii a tratamentului 

a. Evaluarea funcţiei musculare: 

- criteriile de evaluare conform standardelor pentru dezvoltarea copilului ale Organizaţiei 

Mondiale a Sănătăţii (susţine capul da/nu, stă aşezat da/nu; se deplasează da/nu) (Anexa 

2) 

- numărul de puncte - Scala Hammersmith Infant Neurological Examination (HINE) - 

Secţiunea 2
 
(Anexa 2) 

- numărul de puncte - Children’s Hospital of Philadelphia Infant Test for Neuromuscular 

Disease (CHOP-INTEND) (Anexa 2) 

b. Evaluarea funcţiei respiratorii 

- numărul de ore/zi în care este necesar suportul ventilator 

c. Alte criterii: 

- numărul episoadelor de infecţii ale căilor respiratorii inferioare faţă de vizita precedentă, 

- necesitatea internărilor pentru infecţii respiratorii - Nu/Da (de câte ori), 

- necesitatea internărilor pentru alte motive - Nu/Da (de câte ori).     

 

B. Pacienţi cu AMS tip II sau III 

Se recomandă evaluarea la iniţierea tratamentului şi la fiecare 4 luni, la momentul vizitelor pentru 

administrarea tratamentului. Pacienţii vor fi monitorizaţi pe Fişa Iniţială şi Fişa de follow-up 

(Anexa 1). 

     

1. Date generale: 

- data apariţiei simptomelor, 

- data diagnosticului, 

- status-ul vaccinărilor conform schemei Ministerului Sănătății 

- date antropometrice (greutate, înălţime, IMC), curbele de creștere (WHO), 



- scolioză: DA/NU, 

- retracții musculare: DA (și localizare) /NU  

     

2. Date despre îngrijirile de suport: 

- modul de alimentaţie: oral/sondă nasogastrică/gastrostomie 

- kinetoterapie: DA/NU 

- fizioterapie respiratorie: DA/NU 

- utilizare cough-assist: DA/NU 

- ventilaţie asistată: DA/NU, cu caracter non-invaziv/invaziv, diurnă / nocturnă 

    

3. Teste de laborator: 

Se recomandă efectuarea lor la iniţierea tratamentului, la 6 luni şi la fiecare a doua prezentare 

pentru continuarea tratamentului: 

- hemoleucogramă completă 

- teste de coagulare: INR, TTPa 

- teste ale funcţiei hepatice: ALT, AST, bilirubina 

- teste ale funcţiei renale: creatinina, uree, proteinurie 

- ASTRUP, proteina C reactivă 

     

4. Criterii de evaluare a eficacităţii a tratamentului   

a. Evaluarea funcţiei musculare: 

- mers DA/NU, independent/dispozitive mecanice 

- numărul de ore petrecute în scaunul rulant 

- numărul de puncte aferente Scalei Hammersmith Infant Neurological Examination 

(HINE) Secţiunea 2 (Anexa 2) 

- numărul de puncte aferente scalei Children’s Hospital of Philadelphia Infant Test for 

Neuromuscular Disease (CHOP-INTEND) (Anexa 2) 

- distanta exprimata in metri  obţinuta  la testul de mers - 6 Minutes Walking Test (6MWT) 

(Anexa 2) 

- numărul de puncte obţinut la testul pentru funcţionalitatea membrului superior - Upper 

Limb Module (RULM), versiunea revizuită (Anexa 2) 

- numărul de puncte aferente Scalei Funcționale Motorii Hammersmith Extinse (HFMSE) 

(Anexa 2) 

b. Evaluarea funcţiei respiratorii 

- numărul de ore/zi în care este necesar suportul ventilator; 

- spirometria (> 4 ani): FVC şi FEV1 

c. Alte criterii: 

- numărul episoadelor de infecţii ale căilor respiratorii inferioare faţă de vizita precedentă; 

- necesitatea internărilor pentru infecţii respiratorii - NU/DA (de câte ori) 

- necesitatea internărilor pentru alte motive - NU/DA (de câte ori) 

 

C. Pacienţi cu AMS presimptomatici 

Se recomandă evaluarea la iniţierea tratamentului şi la fiecare 4 luni, cu prilejul vizitei pentru 

administrarea tratamentului cu nusinersen. Pacientul va fi monitorizat pe Fişa Iniţială şi Fişa de 

follow-up (Anexa 1)  

1. Date generale: 

- status-ul vaccinărilor conform schemei Ministerului Sănătății, 



- date antropometrice (greutate, înălţime, IMC), curbele de creștere (WHO), 

- examen clinic general și neurologic 

 

2. Date despre îngrijirile de suport: 

- modul de alimentaţie: oral/sondă nasogastrică/gastrostomie  

- fizioterapie respiratorie: da/nu 

- ventilaţie asistată: Da/Nu, cu caracter invaziv/non-invaziv 

- ventilaţie mecanică: Da/Nu 

Notă: date important de menționat în evoluția pacientului, în cazul în care acesta devine 

simptomatic. 

     

3. Teste de laborator: 

Se recomandă efectuarea lor la iniţierea tratamentului, la 6 luni şi la fiecare prezentare pentru 

continuarea tratamentului: 

- hemoleucogramă completă 

- teste de coagulare: INR, TTPa 

- teste ale funcţiei hepatice: ALT, AST, bilirubina 

- teste ale funcţiei renale: creatinina, uree, proteinurie. 

- ASTRUP, VSH, proteina C reactivă 

     

4. Criterii de evaluare a eficacităţii tratamentului 

a. Evaluarea funcţiei musculare: 

- criteriile de evaluare conform standardelor pentru dezvoltarea copilului ale Organizaţiei 

Mondiale a Sănătăţii (susţine capul da/nu, stă aşezat da/nu; se deplasează da/nu) (Anexa 

2); 

- numărul de puncte - Scala Hammersmith Infant Neurological Examination (HINE) - 

Secţiunea 2 (Anexa 2) 

- numărul de puncte - Children’s Hospital of Philadelphia Infant Test for Neuromuscular 

Disease (CHOP-INTEND) (Anexa 2) 

b. Evaluarea funcţiei respiratorii 

- suport ventilator: da/nu 

- numărul de ore/zi în care este necesar suportul ventilator; 

c. Alte criterii: 

- numărul episoadelor de infecţii ale căilor respiratorii inferioare faţă de vizita precedentă; 

- necesitatea internărilor pentru infecţii respiratorii - Nu/Da (de câte ori) 

- necesitatea internărilor pentru alte motive - Nu/Da (de câte ori) 

 

     

VIII. CRITERII DE ÎNTRERUPERE A TRATAMENTULUI. 

     

A. Pacienţi cu AMS Tip I 

Se va lua în considerare întreruperea tratamentului dacă: 

 

1) Pacientul prezintă efecte adverse severe asociate cu administrarea nusinersen; 

2) Datorită stării clinice, riscurile induse de administrarea intratecală a nusinersen pun în 

pericol viaţa pacientului; 



3) Efectele adverse ale nusinersen sau ale administrării intratecale produc o deteriorare a 

calităţii vieţii pacientului. 

4) Lipsa complianței la tratament prin neprezentarea la administrarea tratamentului în zilele 

programate, cu o întârziere de mai mult de 7 zile pentru primele trei administrări și mai 

mult de 30 de zile începând cu a 4-a administrare (pentru situațiile de forță majoră) 

5) Pacientul sau reprezentantul său legal (în cazul minorilor) nu mai dorește administrarea 

tratamentului și își retrage consimțământul 

6) Înainte de administrarea celei de a VI-a doze (doza de la 10 luni de la iniţierea 

tratamentului) sau ulterior, la evaluarea clinică, se constată una dintre situaţiile următoare: 

a. apare o scădere a funcţiei motorii (măsurată cu Scala HINE secţiunea 2) sau respiratorie 

(măsurată prin schimbări în suportul ventilator). 

- Se consideră semnificativă o scădere a funcţiei motorii sau pierderea unui punct la 

fiecare dintre criteriile motorii din Scala HINE - secţiunea 2 (controlul capului, 

răsucire, şedere, mers târât, susţinere în picioare, mers), cu excepţia categoriei mişcare 

de pedalare, la care se consideră semnificativă pierderea a două puncte. 

- Se consideră semnificativă o scădere a funcţiei respiratorii dacă este necesară 

instituirea ventilaţiei asistate permanente (> 16 h/zi ventilaţie continua sau 

traheostomie,  în absenţa unui episod acut reversibil). 

Notă: Evaluarea pe baza scalelor menţionate se va face de către profesionişti în sănătate cu 

experienţă în utilizarea lor (medici, kinetoterapeuţi). 

 

b. nu s-a înregistrat nici o modificare a funcţiei motorii (nici scădere nici ameliorare, conform 

criteriilor de răspuns prin aplicarea Scalei HINE - Secţiunea 2). La aceştia se vor administra încă 

2 doze de nusinersen (încă 8 luni de tratament). Dacă nici după aceste două administrări nu se 

remarcă nicio îmbunătăţire a scorului pe Scala HINE secţiunea 2 (pacient este stabil comparativ 

cu administrarea celei de a VI-a doze) se va decide oprirea tratamentului. 

 

Notă: Din acest moment, pacientul va continua monitorizarea clinică. Dacă se produce o 

înrăutăţire a stării clinice care poate fi corelată cu întreruperea tratamentului (la 8 luni de la 

oprirea tratamentului se produce pierderea unui punct la fiecare dintre criteriile motorii din Scala 

HINE - secţiunea 2 - controlul capului, răsucire, şedere, mers târât, susţinere în picioare, mers, cu 

excepţia categoriei mişcare de pedalare, la care se consideră semnificativă pierderea a două 

puncte) se va evalua oportunitatea reintroducerii tratamentului.     

În cazul ameliorării, se continuă tratamentul şi se va realiza evaluarea premergătoare 

administrării nusinersen la fiecare 4 luni. Se va avea în vedere discontinuarea tratamentului în 

cazul în care se înregistrează două scăderi consecutive ale funcţiei motorii faţă de evaluarea 

anterioară. 

 

B. Pacienţi cu AMS Tip II sau Tip III 

     

Se va lua în considerare întreruperea tratamentului dacă: 

1) Nu se produce o îmbunătăţire de cel puţin > 3 puncte pe scala HFMSE la doi ani de la 

instituirea tratamentului. La pacienţii care au capacitatea de a merge se va lua în 

considerare suplimentar dacă nu apare o creştere a distanţei parcurse la testul mersului 

în 6 minute (6 MWT) de > 30 metri. La pacienţii care nu au capacitatea de a merge, se 

va lua în considerare suplimentar, dacă nu apare o creştere cu > 2 puncte pe scala 



adresată membrelor superioare (RULM). Testările cu cele două scale adiţionale se vor 

face concomitent cu HFMSE. 

2) După 8 luni de tratament (2 administrări) de la progresul funcţional obţinut la 2 ani se 

constată o deteriorare până la nivelul bazal anterior ameliorării, se are în vedere 

discontinuarea tratamentului în funcţie de rezultatele obţinute după încă o nouă 

administrare şi o nouă evaluare la 4 luni. 

3) După 8 luni de tratament (2 administrări) de la progresul funcţional obţinut la 2 ani se 

constată o deteriorare parţială faţă de nivelul bazal anterior ameliorării, se are în vedere 

discontinuarea tratamentului după alte două administrări. 

4) După 2 ani de la iniţierea tratamentului nu se obţine niciun progres funcţional. În cazul 

în care apare o înrăutăţire semnificativă a situaţiei motorii care se poate atribui 

discontinuării tratamentului (la 8 luni de la oprire se constată o pierdere de > 3 puncte 

pe scala HFMSE), se va evalua oportunitatea reintroducerii tratamentului; 

5) În cazul deteriorării importante a funcţiei respiratorii, dacă este necesară instituirea 

ventilaţiei asistate permanente (> 16 h/zi ventilaţie continuă în absenţa unui episod acut 

reversibil sau traheostomia), fără existenţa unei cauze acute. 

6) Pacientul prezintă efecte adverse severe asociate cu administrarea nusinersen; 

7) Datorită stării clinice, riscurile induse de administrarea intratecală a nusinersen pun în 

pericol viaţa pacientului; 

8) Efectele adverse ale nusinersen sau ale administrării intratecale produc o deteriorare a 

calităţii vieţii pacientului. 

9) Lipsa complianței la tratament prin neprezentarea la administrarea tratamentului în 

zilele programate, cu o întârziere de mai mult de 7 zile pentru primele trei administrări 

și mai mult de 30 de zile începând cu a 4-a administrare (pentru situațiile de forță 

majoră) 

10) Pacientul sau reprezentantul său legal (în cazul minorilor) nu mai doreste administrarea 

tratamentului și își retrage consimțământul. 

     

C: Pacienții cu AMS presimptomatici 

 

1) Pacientul prezintă efecte adverse severe asociate cu administrarea nusinersen; 

2) Riscurile induse de administrarea intratecală a nusinersen pun în pericol viaţa 

pacientului; 

3) Efectele adverse ale nusinersen sau ale administrării intratecale produc o deteriorare a 

calităţii vieţii pacientului; 

4) Lipsa complianței la tratament prin neprezentarea la administrarea tratamentului în 

zilele programate, cu o întârziere de mai mult de 7 zile pentru primele trei administrări 

și mai mult de 30 de zile începând cu a 4-a administrare (pentru situațiile de forță 

majoră); 

5) Pacientul sau reprezentantul său legal (în cazul minorilor) nu mai doreste 

administrarea tratamentului și își retrage consimțământul. 

 

 

IX. PRESCRIPTORI 

Tratamentul trebuie iniţiat numai de către un medic cu experienţă în gestionarea atrofiei 

musculare spinale (AMS), din specialităţile neurologie pediatrică sau neurologie. 



Administrarea tratamentului se va realiza în unităţi sanitare nominalizate pentru derularea 

programului, în care pot fi asigurate condiţiile de asepsie/antisepsie şi unde există echipele 

multidisciplinare necesare şi specializate în îngrijirea pacienţilor cu AMS. 

Injectarea intratecală se va face de către profesionişti în domeniul sănătăţii cu experienţă în 

efectuarea puncţiilor lombare.” 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

ANEXA 1 

FISA EVALUARE INITIALA 

AMIOTROFIE SPINALA 

 

Data: 

Nume:  

Prenume: 

CNP: 

Tip AMS: 

 

1. Date generale: 

  
Data apariției simptomelor: 

Data diagnosticului:  

Diagnostic genetic: 
- deletie homozigota /mutatie heterozigota compusa gena SMNI 



- numar copii SMN2 

  

Status-ul vaccinărilor conform schemei Ministerului Sănătății: 

 

Date antropometrice: G=                        L=                           IMC= 

Temperatura: 

FR: 

AV:                TA:  

 

Curbele de creștere (WHO) 
-  ascendenta/stationara/descendenta 

 

Respirație paradoxală: 
-  DA/NU 

 

Scolioză 

- DA/UN 

- unghi Cobb: 

 

Interventie chirurgicala pentru scolioza: 
- DA/NU 
- DATA 
- INSTITUTIA 

 
Retractii musculare: 

- DA/NU 
- Localizare 

 

 

2. Date despre îngrijirile de suport: 

 

Modul de alimentație:   
- oral  
- sondă nasogastrică  
- gastrostomă 

 

Fizioterapie respiratorie:  
- DA / NU 

 

Kinetoterapie  
-  DA/NU 
- Nr zile/sapatamana 

 

Dispositive ortotice  
- Da/nu 
- Descriere 



 

Utilizare cough-assist:  
- DA/NU 

 

Ventilaţie asistată:  
- DA/NU 
- cu caracter non-invaziv/invaziv 
- diurnă / nocturnă 

 

 

 
3. Teste de laborator : 

- Se recomandă efectuarea lor la inițierea tratamentului, la 6 luni și la fiecare a doua prezentare 
pentru continuarea tratamentului 

  
- hemoleucogramă completă 
- teste de coagulare: INR, TTPa 

- teste ale funcției hepatice: ALT, AST, bilirubina  
- teste ale funcției renale: creatinina, uree, proteinurie 

- ASTRUP  
- proteina C reactiva 

 

  
4. Criterii de evaluare a eficacității a tratamentului  
 

a. Evaluarea funcției musculare: 

 

 Criteriile de evaluare conform standardelor pentru dezvoltarea copilului ale Organizaţiei 

Mondiale a Sănătăţii (susţine capul da/nu, stă aşezat da/nu; se deplasează da/nu) (WHO) 

 mers  
- DA/NU 
- independent/dispozitive mecanice (ortotice) 

 numărul de ore petrecute în scaunul rulant 

 

 

  
 numarul de puncte aferente Scalei Hammersmith Infant Neurological Examination (HINE) 

Secțiunea 2 
 numarul de puncte aferente scalei Children’s Hospital of Philadelphia Infant Test for 

Neuromuscular Disease (CHOP-INTEND) 
 numarul de puncte aferente Scalei Hammersmith FunctionalMotor Scale - Expanded (HFMSE) 

 numarul de puncte aferente scalei Clasificarii Egen Versiuea a 2-a (EK 2) 

 distanta obtinuta in metri la testul de mers - 6 Minutes Walking Test (6MWT)  
 numărul de puncte obținut la testul pentru funcționalitatea membrului superior - Upper Limb 

Module (RULM), versiunea revizuită. 

 



  
b. Evaluarea funcției respiratorii 

 

 numărul de ore/zi în care este necesar suportul ventilator: 
 spirometría (> 4 ani): 

-   FVC: 
-   FEV1: 
 

 
c. Alte criterii: 

  
 numărul episoadelor de infecții ale căilor respiratorii inferioare in ultimele 3 luni: 
 necesitatea internărilor pentru infecții respiratorii - in ultimele 3 luni : NU/DA (de câte ori) 

 necesitatea internărilor pentru alte motive in ultimele 3 luni:  NU/DA (de câte ori) 

 

 

 

 

 

 

 

 

FISA EVALUARE FOLLOW-UP 

AMIOTROFIE SPINALA 

 

Data:  

Nume  

Prenume   

CNP:  

Tip AMS:  

 

Numar injectare:  

Reactii adverse : 
- DA/NU 

- Descriere 

 

1.  Date generale:  
Data apariției simptomelor: 

Data diagnosticului:  

Status-ul vaccinărilor conform schemei Ministerului Sănătății: 

 

Date antropometrice: G=                        L=                           IMC= 

Temperatura: 

FR: 

AV:                TA:  

 



Curbele de creștere (WHO) 
-  ascendenta/stationara/descendenta 

 

Respirație paradoxală: 
-  DA/NU 

 

Scolioză 

- DA/UN 

- unghi Cobb: 

 

Interventie chirurgicala pentru scolioza: 
- DA/NU 
- DATA 
- INSTITUTIA 

Retractii musculare: 
- DA/NU 
- Localizare 

 

 
2. Date despre îngrijirile de suport: 

 

Modul de alimentație:   
- oral  
- sondă nasogastrică  
- gastrostomă 

 

Fizioterapie respiratorie:  
- DA / NU 

 

Kinetoterapie  
-  DA/NU 
- Nr zile/sapatamana 

     

Dispositive ortotice  
- Da/nu 
- Descriere 

 

        

Utilizare cough-assist:  
- DA/NU 

      

Ventilaţie asistată:  
- DA/NU 
- cu caracter non-invaziv/invaziv 
- diurnă / nocturnă 

 



 
3. Teste de laborator : 

- Se recomandă efectuarea lor la inițierea tratamentului, la 6 luni și la fiecare a doua prezentare 
pentru continuarea tratamentului 

  
- hemoleucogramă complete 
- teste de coagulare: INR, TTPa 
- teste ale funcției hepatice: ALT, AST, bilirubina  
- teste ale funcției renale: creatinina, uree, proteinuria 
- ASTRUP  
- proteina C reactiva 

 

  
4. Criterii de evaluare a eficacității a tratamentului  
 

a. Evaluarea funcției musculare: 

 

 Criteriile de evaluare conform standardelor pentru dezvoltarea copilului ale Organizaţiei 

Mondiale a Sănătăţii (susţine capul da/nu, stă aşezat da/nu; se deplasează da/nu) (WHO) 

 mers  
- DA/NU 
- independent/dispozitive mecanice (ortotice) 

 numărul de ore petrecute în scaunul rulant  
 numarul de puncte aferente Scalei Hammersmith Infant Neurological Examination (HINE) 

Secțiunea 2 
 

 numarul de puncte aferente scalei Children’s Hospital of Philadelphia Infant Test for 
Neuromuscular Disease (CHOP-INTEND) 

 numarul de puncte aferente Scalei Hammersmith FunctionalMotor Scale - Expanded (HFMSE) 

 numarul de puncte aferente scalei Clasificarii Egen Versiuea a 2-a (EK 2) 
 distanta obtinuta in metri la testul de mers - 6 Minutes Walking Test (6MWT)  
 numărul de puncte obținut la testul pentru funcționalitatea membrului superior - Upper Limb 

Module (RULM), versiunea revizuită. 

  
b. Evaluarea funcției respiratorii 

 

 numărul de ore/zi în care este necesar suportul ventilator: 

 spirometría (> 4 ani): 
-   FVC: 
-   FEV1 

 
 
c. Alte criterii: 

  
 numărul episoadelor de infecții ale căilor respiratorii inferioare in ultimele 3 luni: 
 necesitatea internărilor pentru infecții respiratorii - in ultimele 3 luni : NU/DA (de câte ori) 

 necesitatea internărilor pentru alte motive in ultimele 3 luni:  NU/DA (de câte ori) 



 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

ANEXA 2 

 

Scala dezvoltare motorie pe etape (WHO) 

 

 
Descriere Da pana in 

prezent 

(varsta- an, 

luna) 

Niciodata Da, dar a pierdut-o (varsta- an, 

luna) 

Sustine capul    

Se rostogoleste    



Sta in sezut independent    

Se taraste    

Mentine ortostatismul cu ajutor 

 

   

Mentine ortostatismul independent 

 

   

Merge cu ajutor    

Merge independent 

 

   

 

 

SCALA CHOP INTEND  

 

Nume:                                                                                                          Diagnostic: 

RM:                                                                                                              Varsta gestationala: 

Data examinarii:                               Ora examinarii:                                  Timpul de la ultima 

masa: 

Data nasterii:                                    Starea de sanatate actuala: IACRS □  Sonda nazogastrica □  

BIPAP □  SHR/zi ____ SHR fara BIPAP la testare ____ 

 
Punct Pozitie Procedura de testare Raspuns evaluat  Scor  

 

1 

Miscarea 

spontana 

(extremitatea 

superioara) 

 

Decubit 

dorsal 

 

Observat pe parcursul 

testului  

 

Poate elibera membrul 

sau poate stimula 

copilul pentru a obtine 

raspunsul 

 

Miscarea antigravitationala a 

umarului (coatele desprinse de 

suprafata de contact) 

4  

Stg. 

 

 

 

Dr. 

Partea 

cea mai 

buna: 

 

 

 

 

Stare: 

Miscare antigravitationala active 

(mana si antebratul desprinse de 

suprafata de contact) 

3 

Miscarea articulatiei pumnului 2 

Miscarea degetelor 1 

Nici o miscare a membrelor 0 

 

2 

Miscarea 

spontana 

(extremitatea 

inferioara) 

 

Decubit 

dorsal 

 

Observat pe parcursul 

testului  

 

Poate elibera membrul 

sau poate stimula 

copilul pentru a obtine 

raspunsul 

 

Miscarea antigravitationala a 

soldului (picioarele si genunchii 

desprinsi de suprafata de contact) 

4  

Stg. 

 

 

 

Dr. 

Partea 

cea mai 

buna: 

 

 

 

 

Stare: 

Miscarea antigravitationala de 

adductie a soldului/ rotatie interna 

(genunchii desprinsi de suprafata 

de contact) 

3 

Miscare activa a genunchilor cu 

eliminarea gravitatiei 
2 

Miscarea gleznelor 1 

Nici o miscare a membrelor 0 

 

3 

Strangerea 

cu mana  

 

Decubit 

dorsal 

Forta de strangere: 

puneti degetul in palma 

si ridicati pana cand 

umarul se desprinde de 

pe suprafata; observati 

cand copilul slabeste 

strangerea. 

Mentine strangerea cu mana, cu 

umarul desprins de pat 
4  

Stg. 

 

 

 

Dr. 

Partea 

cea mai 

buna: 

 

 

 

 

Mentine strangerea, cu cotul 

desprins de pat (umerii pe 

suprafata) 

3 

Mentine strangerea, cu antebratul 

desprins de pe suprafata (cotul 
2 



Puteti folosi jucarii cu 

diametru asemenator 

pentru copiii mai mari. 

sustinut pe suprafata) Stare: 

Mentine strangerea doar fara 

tractiune 
1 

Nu poate mentine strangerea 0 

4 

Capul in 

pozitie 

mediana cu 

stimulare 

vizuala * 

 

Decubit 

dorsal, capul 

pe linie 

mediana 

Stimularea vizuala este 

oferita cu ajutorul unei 

jucarii. Daca capul este 

mentinut pe linie 

mediana timp de 5 

secunde: Pozitionati 

capul in rotatie maxima 

si aplicati stimulul 

visual pentru a incuraja 

intoarcerea capului pe  

median. 

Revine de la rotatia maxima pe 

linie mediana. 
4 Stg 

> 

Dr. 

 

Dr > 

Stg. 

Partea 

cea mai 

buna: 

 

 

Stare: 

Intoarce capul partial pana la linia 

mediana 
3 

Mentine pozitia mediana pentru 5 

sec. sau mai mult 
2 

Mentine pozitia mediana mai 

putin de 5 secunde 
1 

Capul cade in lateral, nu incearca 

sa revina pe median. 
0 

 

5 

Adductorii 

soldului 

 

Decubit 

dorsal, fara 

scutec 

 

Coapsele flectate si 

adduse. Picioarele 

departate la nivelul 

soldurilor, coapsele 

paralele, genunchii usor 

departati. 

Mentine genunchii desprinsi de pe 

suprafata patului > 5 sec sau 

ridica picioarele de pe suprafata. 

4 

 

 

Stg. 

 

 

Dr. 

 

Partea 

cea mai 

buna: 

 

 

Stare: 

Mentine genunchii desprinsi de pe 

suprafata patului intre 1-5 sec. 
2 

Nicio incercare de a mentine 

genunchii desprinsi de pe 

suprafata 

0 

 

6 

Rotirea: 

provocata de 

la picioare * 

 

Decubit 

dorsal 

(bratele 

lateral), 

mentineti 

partea testata 

deasupra, 

rotiti dinspre 

partea testata. 

 

 

1. Apucati partea 

inferioara a    coapsei 

copilului, flectati soldul 

si genunchiul si 

adduceti peste linia 

mediana, aducand 

pelvisul vertical, 

mentineti tractiunea si 

opriti-va in aceasta 

pozitie. 

2. Daca copilul se 

rostogoleste, aplicati 

tractiune pe diagonala 

la 45° si opriti-va 

pentru a permite 

copilului sa incerce sa 

deroteze corpul. 

Cand este aplicata tractiunea la 

sfarsitul manevrei, se roteste pe 

burta cu redresarea laterala a 

capului. 

4  

La 

Stg. 

 

 

 

La 

Dr. 

Partea 

cea mai 

buna: 

 

 

 

 

 

 

Stare: 

Se roteste lateral pana pe burta 

fara redresarea laterala a capului, 

eliberand bratul incarcat de 

greutate pentru a finalize 

rostogolirea. 

3 

Pelvisul, trunchiul si bratul se 

ridica de pe suprafata, capul se 

roteste spre lateral, bratul vine in 

fata corpulu 

2 

Pelvisul, trunchiul si bratul se 

ridica de pe suprafata, capul se 

intoarce lateral. Bratul ramane in 

spatele trunchiului 

1 

Pelvisul este ridicat pasiv de pe 

suprafata de sprijin 
0 

 

7 

Rotirea: 

provocata de 

la brate * 

 

Decubit 

dorsal 

(bratele 

lateral), 

mentineti 

partea testata 

deasupra, 

rotiti dinspre 

partea testata. 

 

 

1. Tineti copilul de cot, 

miscati-l spre umarul 

opus, mentineti 

tractiunea asupra 

membrului si opriti-va 

cu umerii vertical, 

permiteti copilului sa 

deroteze. 

 

2. Daca pelvisul ajunge 

la vertical, continuati sa 

Se roteste pe burta cu redresarea 

laterala a capului. 
4  

La 

Stg. 

 

 

 

La 

Dr. 

Partea 

cea mai 

buna: 

 

 

 

 

 

 

Stare: 

Se roteste lateral pana pe burta 

fara redresarea laterala a capului; 

trebuie sa elibereze complet bratul 

incarcat de greutate pentru a 

finaliza rostogolirea. 

3 

Se roteste spre lateral, piciorul 

vine in adductie, aducand pelvisul 

vertical. 

2 

Capul se intoarce spre lateral, 

umarul si trunchiul se ridica de pe 
1 



aplicati tractiune. suprafata de sprijin. 

Capul se intoarce spre lateral; 

corpul ramane moale sau umarul 

se ridica pasiv. 

0 

Punct Pozitie Procedura de testare Raspuns evaluat  Scor  

 

8 

Flexia 

umarului si a 

cotului si 

abductia 

orizontala. 

 

Decubit 

lateral, bratul 

de sus 

sprijinit pe 

corp, extensie 

umar si flexie 

cot  de 30° 

(fixati bratul 

de jos daca e 

necesar) 

 

Prezentati rapid o 

jucarie la lungimea 

bratului in dreptul 

umarului (se aplica 

stimularea si se observa 

miscarea spontana) 

Ridica mana de pe suprafata cu 

miscarea antigravitationala a 

bratului 

4  

Stg. 

 

 

 

Dr. 

Partea 

cea mai 

buna: 

 

 

 

Stare: 

Capabil sa flecteze umarul la 45° , 

fara miscare antigravitationala a 

bratului. 

3 

Flexeaza cotul dupa ce bratul cade 

de pe corp. 
2 

Capabil sa ridice bratul de pe 

corp. 
1 

Nicio incercare 0 

 

9 

Flexia 

umarului si a 

cotului 

 

Sezand in 

poala sau pe o 

suprafata, cu 

sprijin la cap 

si trunchi 

(20° 

reclinatie) 

 

Oferiti stimulul pe linie 

mediana si la nivelul 

umarului, la lungimea 

bratului (se aplica 

stimularea si se observa 

miscarea spontana) 

Abduce sau flexeaza umarul la 

60° 
4  

Stg. 

 

 

 

Dr. 

 

Partea 

cea mai 

buna: 

 

 

 

Stare: 

Abduce sau flexeaza umarul la 

30° 
3 

Orice flexie sau abducte a 

umarului 
2 

Flexeaza doar cotul 1 

Nici o incercare de a ridica bratul 0 

 

10 

Extensia 

genunchiului 

 

Sezand in 

poala sau la 

marginea 

suprafetei, cu 

sprijin la cap 

si trunchi 

(20° 

reclinatie), 

coapsele 

paralele cu 

solul 

 

Gadilati suprafata 

plantara a piciorului sau 

ciupiti usor degetul 

mare 

Extinde genunchiul > 45° 4 Stg. 

 

 

 

Dr 

 

Extinde genunchiul intre 15°- 45° 2 

Orice extensie vizibila a 

genunchiului 
1 

Nici o extensie vizibila a 

genunchiului 
0 

 

11 

Flexia 

soldului si 

dorsiflexia 

piciorului 

Tineti copilul 

sprij de 

corpul dvs cu 

picioarele 

libere, cu fata 

spre exterior. 

Sustineti 

copilul la niv 

abdomen, cu 

capul asezat 

intre bratul 

dvs si torace 

 

Strangeti piciorul sau 

ciupiti usor degetul 

mare 

  

 Flexia soldului sau 

genunchiului > 30° 

4 Stg. 

 

 

 

Dr 

 

 

Orice flexie de sold sau genunchi 
3 

 

Doar dorsiflexia gleznei 
2 

Nicio miscare active a soldului, 

genunchiului sau gleznei 
0 

 

12 
Controlul 

capului * 

 

Sezand cu 

sprijin la 

umeri si 

trunchiul 

drept 

 

Puneti copilul in sezand 

rotund cu capul drept si 

support dat la nivelul 

umerilor (in fata si in 

spate) (puteti amana 

scorul 1 si 4 pana la 

Ridica capul vertical din flexie si 

il intoarce stg-dr 
4   

Mentine capul drept >15 sec 

(oscilatii cap=scor 2) 
3 

Mentine capul pe median >5 sec 

cu capul inclinat pana la 30°  in 

flexie sau extensie 

2 



finalul testului) Ridica sau roteste capul activ, din 

flexie, de 2 ori in 15 sec (nu luati 

in considerare daca miscarea se 

face o data cu respiratia) 

1 

Niciun raspuns, capul atarna. 0 

 

13 
Flexia 

cotului. Eval 

cu item 14 

 

Decubit 

dorsal 

Raspunsul la tractiune: 

trageti copilul in sezand 

cu extensia bratelor la 

un unghi de 45°, pana 

in punctul in care capul 

aproape se ridica de pe 

suprafata 

Flexeaza cotul 4 Stg. 

 

 

 

Dr 

 

Contractie vizibila a bicepsului, 

fara flexia cotului 
2 

Nici o contractie vizibila 0 

 

14 
Flexia 

gatului. 

Evaluati cu 

item 13 

 

Decubit 

dorsal 

 

Raspunsul la tractiune: 

tineti in pozitie 

mediana articulatia 

pumnului, la nivel 

proximal, umarul la 

45°, pana in punctul in 

care capul aproape se 

ridica de pe suprafata 

 

Ridica capul de pe pat 
4   

 

Contractia vizibila a muschiului 

SCM 

2 

 

Nicio contractie musculara 
0 

 

15 
Extensia 

capului/ 

gatului 

(Landau) 

Suspensie 

ventrala: cu 

fata in jos, 

tinut cu o 

mana la 

nivelul 

abdomenului 

superior 

 

Stimulati de-a lungul 

coloanei vertebrale, de 

la gat pana la sacru. 

Cand axul coronal al 

capului e paralel cu 

suprafata patului = 0° 

(orizontal) 

Extinde capul in plan orizontal 

sau deasupra 
4   

Extinde capul partial, dar nu in 

plan orizontal 
2 

Nu face extensia capului 0 

 

16 
Incurbarea 

spinal 

(Galant) 

 

Suspensie 

ventrala: cu 

fata in jos, 

tinut cu o 

mana la 

nivelul 

abdomenului 

superior 

 

Stimulati 

paravertebralii 

toracolombari pe 

dreapta si apoi pe 

stanga sau gadilati 

abdomenul sau piciorul 

sau inclinati copilul cu 

includerea reflexului 

Galant. Pentru copii de 

peste 10 kg genunchii 

si capul pot fi atinse. 

 

 

Misca pelvisul catre partea 

stimulata 

4 Stg. 

 

 

 

Dr 

 

 

Contractii musculare 

paravertebrale vizibile 

2 

 

Nici un raspuns 
0 

Scor total, cel mai bun scor inregistrat pe fiecare parte pentru fiecare item (maxim 64 de puncte): 

 

*Adaptat dupa Test of Infant Motor Performance, Campbell, SK; et al. 2001.       

                                                   

Contracturi 

Stg. □    Dr  □    Flexia genunchiului 

Stg. □    Dr. □    Flexia plantară a gleznei (Genunchiul se extinde <20 de grade) 

Stg. □    Dr. □    Miscarea de adductie a soldului        Stg. □    Dr.  □    Contractura BIT 

(Notati daca piciorul nu se poate roti si adduce pentru a atinge suprafata in pozitie de decubit 

dorsal) 

Stg. □    Dr. □    Elongarea umarului  



Stg. □    Dr. □    Flexia cotului 

Stg. □    Dr. □    Rotatia gatului  

Stg. □    Dr. □    Flexia laterala a gatului  

□  Plagiocefalie        □    Curbatura fixa a coloanei vertebrale 

 

Evaluarea starii comportamentale (Brazelton, TB. Neonatal Behavioral Assessment Scale, 2nd 

ed.,1984): 

Starea 1 Somn profund 

Starea 2 Somn usor 

Starea 3 Somnoros sau semi-adormit 

Starea 4 Alert, cu privirea vie 

Starea 5 Ochii deschisi, activ 

Starea 6 Plans 

 

 

 

 

 

 



 
 

 

 



 

 

 

 

 

 

 

 

SCALA   HAMMERSMITH  EXTINSA (HFMSE) 

 

Nume:                                                                                                                                                               

Data nasterii: 

Data evaluarii:                                                                                                                                                  

Timpul pt completarea testului: 

Data chirurgiei spinale:                                                                                                                                     

Evaluator: 

Incercuiti cel mai mare nivel de mobilitate independenta                                                                                

LDC = limitat de contracture 

Nici unul  -  Se roteste  -  Se taraste pe fese  -  Se taraste/Merge in patru labe  -  Merge cu carje/ 

cadru/ cadru cu roti  -  Merge cu OGGP/OGP  - Merge independent 

Comentariu:…………………………………………………………………………………………

…………………………………………………………………….. 

 

Test  

 

 

Instructiuni 

 

2 

 

1 

 

0 

 

L 

D 

C 

 

S 

= 

 

Comentarii 

 

S= scor 

1. Pozitia 

sezanda pe 

suport/ 

scaun. 

 

Poate fi la 

marginea 

suportului 

sau pe 

suport/podea. 

Notati cel 

mai bun 

rezultat 

a. Poți sta 

în șezut pe masa 

de 

tratament/scaun, 

fără să te 

sprijini pe 

mâini, până 

număr la 3? 

(Fără sprijin la 

spate/labele 

picioarelor +/- 

sprijin)  

 

Poate sta în 

șezut fără a 

se sprijini pe 

mâini 3 

secunde sau 

peste 

Are nevoie să 

se sprijine pe 

o mână 

pentru a-și 

menține 

echilibrul 

timp de 3 

secunde 

Are nevoie să 

se sprijine pe 

ambele mâini 

pentru a-și 

menține 

echilibrul 

 

Nu poate sta 

în șezut 

  b. Elementul 

1 Postura 

predominantă a 

coloanei vertebrale  

c.  

d.                               

e.  

f.  

g.  

h.                                                 

i. Postura 

predominantă a 

picioarelor  

j.  

k.                   

l.  

m.  

n.  

Încercuiți postura 

predominantă a 

coloanei vertebrale 

și cea a picioarelor  

2.  Poziție 

șezândă cu 

picioarele 

întinse 

 

Picioarele 

întinse = 

genunchii 

pot fi flexați, 

rotulele 

îndreptate în 

sus, gleznele 

Poți sta în șezut 

pe podea/masa 

de tratament, 

fără să te 

sprijini pe 

mâini, cu 

picioarele 

drepte, până 

număr la 3? 

Poate să 

șadă pe 

podea/masa 

de tratament 

cu 

picioarele 

drepte fără a 

se sprijini pe 

mâini timp 

de 3 

secunde 

Poate să șadă 

pe 

podea/masa 

de tratament 

cu picioarele 

drepte 

sprijinindu-se 

într-o mână 

timp de 3 

secunde 

Poate să șadă 

cu picioarele 

întinse 

sprijinindu-se 

pe ambele 

mâini timp de 

3 secunde 

 

Sau nu poate 

să șadă cu 

picioarele 

intinse 

  



departate la < 

10 cm între 

ele 

 

3. O mână 

pe cap în 

poziție 

șezândă 

 Mâinile 

trebuie să 

atingă capul 

deasupra 

nivelului 

urechilor 

Poți duce o 

mână pe cap 

fără să îți îndoi 

gâtul ? 

Poate să 

ducă o mână 

pe cap. 

Capul și 

trunchiul 

rămân 

stabile 

Poate duce 

mâna pe cap 

doar dacă își 

flexează 

capul 

Nu-și poate 

duce mâna la 

cap nici dacă 

foloseste 

mișcări ale 

capul și 

trunchiului 

  Dr / Stg 

4. Două 

mâini pe cap 

în poziție 

șezândă 

 Mâinile 

trebuie să 

atingă capul 

deasupra 

nivelului 

urechilor 

Poți duce 

ambele mâini pe 

cap în același 

timp fără să-ți 

îndoi gâtul ? 

Poate pune 

ambele 

mâini pe 

cap, brațele 

nu ating 

părțile 

laterale. 

Capul și 

trunchiul 

rămân 

stabile 

Poate pune 

mâinile pe 

cap, dar 

numai prin 

flexie a 

capului sau 

prin înclinare 

laterală sau 

prin mișcarea 

de catarare a 

mâinilor în 

sus sau prin 

punerea lor 

pe rând 

 

Nu poate 

pune ambele 

mâini pe cap 

   

5. Rotire din 

decubit 

dorsal în 

decubit 

lateral  

Te poți roti pe o 

parte în ambele 

direcții? 

Încearcă să nu-

ți folosești 

mâinile  

Poate să 

facă o 

jumătate de 

rotire din 

decubit 

dorsal în 

ambele părți 

Poate să facă 

o jumătate de 

rotire doar în 

partea dreaptă 

sau în cea 

stângă 

Nu poate să 

facă o 

jumătate de 

rotire în nicio 

parte 

  Umerii 

perpendiculari pe 

podea. Trunchiul și 

șoldurile aliniate la 

corp 
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6. Rotire din 

decubit 

ventral în 

decubit 

dorsal spre 

dreapta 

 

 

Te poți roti de 

pe burtă pe 

spate în ambele 

direcții? 

Se intoarce 

în poziție de 

decubit 

dorsal cu 

brațele 

libere spre 

dreapta 

Se intoarce în 

poziție de 

decubit dorsal 

folosindu-și 

brațele pentru 

a se 

împinge/trage 

 

Nu se poate 

intoarce în 

decubit 

dorsal 

   

7. Rotire din 

decubit 

ventral în 

decubit 

dorsal spre 

stânga 

 

Se intoarce 

în poziție de 

decubit 

dorsal cu 

brațele 

libere spre 

stânga 

Se intoarce în 

decubit dorsal 

folosindu-și 

brațele pentru 

a se împinge/ 

trage 

 

Nu se poate 

intoarce în 

decubit 

dorsal 

   

8. Rotire din  Se intoarce Se intoarce în Nu se poate    



decubit 

dorsal în 

decubit 

ventral spre 

dreapta 

 

Te poți roti de 

pe spate pe față 

în ambele 

direcții? 

în poziție de 

decubit 

ventral cu 

brațele 

libere spre 

dreapta 

poziție de 

decubit 

ventral 

impingand/ 

tragandu-se 

în brațe 

intoarce în 

decubit 

ventral 

9. Rotire din 

decubit 

dorsal în 

decubit 

ventral spre 

stânga 

 

Se intoarce 

în poziție de 

decubit 

ventral cu 

brațele 

libere spre 

stânga 

Se intoarce în 

poziție de 

decubit 

ventral 

impingand/ 

tragandu-se 

în brațe 

Nu se poate 

intoarce în  

decubit 

ventral 

   

10. Din 

poziție 

șezândă în 

poziție 

întinsă 

Te poți întinde 

în mod controlat 

din poziție 

șezândă? 

Se poate 

întinde in 

culcat în 

mod 

controlat, 

prin lateral 

sau 

folosindu-se 

de haine 

 

Se poate 

întinde prin 

cădere în față 

și rotire către 

lateral 

Nu poate sau 

cade 

   

11. 

Sprijinire pe 

antebrațe 

Te poți sprijini 

pe antebrațe și 

să rămâi așa 

până număr la 

3? 

Poate să se 

sprijine pe 

coate, cu 

capul 

ridicat, timp 

de 3 

secunde 

 

Menține 

poziția când 

este așezat, 

timp de 3 

secunde 

Nu poate    

12. 

Ridicarea 

capului din 

decubit 

ventral 

Îți poți ridica 

capul, ținând 

brațele în 

lateral, până 

număr la 3? 

Poate să-și 

ridice capul 

în decubit 

ventral, cu 

brațele jos 

pe langa 

corp, timp 

de 3 

secunde 

 

Își ridică 

capul cu 

brațele 

poziționate 

înainte, timp 

de 3 secunde 

Nu poate    

13. 

Sprijinire pe 

brațele 

întinse 

Te poți sprijini 

cu brațele 

întinse până 

număr la 3? 

Poate să 

sprijine pe 

brațele 

întinse, cu 

capul 

ridicat, timp 

de 3 

secunde 

 

Poate să 

sprijine pe 

brațele 

întinse, dacă 

este 

poziționat, 

timp de 3 

secunde 

Nu poate    

14. De la 

poziția 

întinsă în 

poziția 

șezândă 

Poți trece din 

poziția întinsă în 

poziția șezândă 

fără să te 

răsucești pe 

burtă? 

Poate, cu 

redresare 

prin lateral 

Se întoarce în 

decubit 

ventral sau 

către podea 

Nu poate    



 

15. Statul în 

patru labe 

Te poți așeza  pe 

mâini și 

genunchi cu 

capul sus și să 

stai așa până 

număr la 3? 

 

Poate sta în 

patru labe - 

capul sus 

timp de 3 

secunde 

Menține 

poziția când 

este așezat, 

timp de 3 

secunde 

Nu poate    

16. 

Deplasare în 

patru labe 

Te poți deplasa 

în față în patru 

labe? 

Poate să se 

deplaseze în 

patru labe în 

față - mișcă 

toate cele 

patru 

membre de 

două sau 

mai multe 

ori 

 

Mișcă toate 

cele patru 

membre o 

singură dată 

Nu poate    
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17. 

Ridicarea 

capului din 

decubit 

dorsal 

Îți poți ridica 

capul și să te 

uiți la degetele 

de la picioare cu 

brațele 

încrucișate până 

număr la 3? 

În decubit 

dorsal, capul 

trebuie să se 

ridice pe 

linia 

mediană. 

Bărbia se 

deplasează 

către piept. 

Menține 

poziția timp 

de 3 

secunde 

 

Capul este 

ridicat, dar 

prin flexie 

laterală sau 

fără flexia 

gâtului. 

Menține 

poziția timp 

de 3 secunde 

Nu poate    

18. Poziția 

în picioare 

cu sprijin 

Poți sta în 

picioare 

sprijinindu-te cu 

o mână până 

număr la 3? 

Poate sta în 

picioare 

sprijinindu-

se cu o 

mână timp 

de 3 

secunde 

Poate sta în 

picioare cu 

sprijin minim 

la nivelul 

trunchiului 

(nu al 

șoldului) timp 

de 3 secunde 

Poate sta 

sprijinindu-se 

pe mână, 

având nevoie 

și de sprijin 

suplimentar 

la nivel 

genunchiului/   

șoldului, timp 

de 3 secunde  

 

Sau nu poate 

 

   

19. Poziția 

în picioare 

fără sprijin 

Poți sta în 

picioare fără a 

te sprijini de 

nimic până 

număr la 3? 

Poate sta în 

picioare în 

mod 

independent 

peste 3 

secunde 

Stă în 

picioare în 

mod 

independent 

timp de 3 

secunde 

Stă în 

picioare doar 

scurt timp 

(mai puțin de 

3 secunde) 

 

   



 Sau nu poate 

20. Pășire Poți merge fără 

niciun ajutor 

sau aparat de 

susținere?  

Arată-mi! 

 

Poate face 

peste 4 pași 

fără ajutor 

Poate face 2-

4 pași fără 

ajutor 

Nu poate    

21. Flexia 

șoldului 

drept în 

decubit 

dorsal 

Îți poți aduce 

genunchiul 

drept la piept? 

Se obține 

flexia 

completă a 

șoldului 

Inițiază flexia 

șoldului drept 

și a 

genunchiului 

(peste 10% 

din rangul de 

mișcare 

disponibil) 

Nu poate    

22. Flexia 

șoldului 

stâng în 

decubit 

dorsal 

Îți poți aduce 

genunchiul 

stâng la piept? 

Se obține 

flexia 

completă a 

șoldului 

Inițiază flexia 

șoldului stâng 

și a 

genunchiului 

(peste 10% 

din rangul de 

mișcare 

disponibil) 

 

Nu poate    

23. Din 

poziție 

inalta pe 

genunchi,  

în poziția de 

stat pe 

genunchiul 

drept 

Îți poți ridica 

genunchiul 

stâng astfel 

încât laba 

piciorului să 

stea lipită de 

sol, fără a-ți 

folosi brațele, și 

să rămâi așa 

până număr la 

10? 

 

 

Utilizează 

brațele 

pentru 

tranziție, 

brațele sunt 

libere cât stă 

într-un 

singur 

genunchi 

timp de 10 

secunde 

Mentine 

standul pe un 

genunchi, 

sprijinindu-se 

pe un braț 

timp de 10 

secunde 

Nu poate    

24. Din 

poziție 

inalta pe 

genunchi, în 

poziția de 

stat pe 

genunchiul 

stâng 

Îți poți ridica 

genunchiul 

drept astfel 

încât laba 

piciorului să 

stea lipită de 

sol, fără a-ți 

folosi brațele, și 

să rămâi așa 

până număr la 

10? 

 

Utilizează 

brațele 

pentru 

tranziție, 

brațele sunt 

libere cât stă 

într-un 

singur 

genunchi 

timp de 10 

secunde 

Mentine 

standul pe un 

genunchi 

sprijinindu-se 

pe un braț 

timp de 10 

secunde 

Nu poate    
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25. Din 

poziție 

inalta pe 

Te poți ridica în 

picioare din 

această poziție, 

Poate, fara 

ajutorul 

brațelor 

Poate 

transfera 

greutatea de 

Nu poate    



genunchi,  

în poziția în 

picioare, 

pornind cu 

piciorul 

stâng 

pornind cu 

piciorul stâng, 

fără a te folosi 

de mâini? Poate 

necesita 

demonstrație 

 

la nivelul 

ambilor 

genunchi (cu 

sau fără 

sprijin în 

brațe) 

26. Din 

poziție 

inalta pe 

genunchi  în 

poziția în 

picioare, 

pornind cu 

piciorul 

drept 

Te poți ridica în 

picioare din 

această poziție, 

pornind cu 

piciorul drept, 

fără a te folosi 

de mâini? Poate 

necesita 

demonstrație 

 

Poate, fara 

ajutorul 

brațelor 

Poate 

îndepărta 

greutatea de 

la nivelul 

ambilor 

genunchi (cu 

sau fără 

sprijin în 

brațe) 

Nu poate    

27. Din 

poziția în 

picioare în 

poziția 

șezândă 

Te poți așeza pe 

podea, în mod 

controlat? 

Încearcă să nu-

ți folosești 

brațele! 

 

Poate să se 

așeze fără a 

folosi 

brațele și 

fără a se 

prăbuși 

Se așază pe 

podea dar își 

folosește 

brațele sau se 

prăbușește 

Nu poate    

28. 

Ghemuire 

Te poti ghemui? 

Imaginează-ți că 

te așezi pe un 

scaun foarte jos 

Efectuează 

ghemuirea 

fara ajutorul 

bratelor 

(flexează 

șoldurile și 

genunchii la 

cel puțin 

90°) 

Inițiază 

ghemuirea 

(peste 10%), 

foloseste 

sprijinul pe 

brațe 

Nu poate 

iniția 

   

29. Salt în 

față 30 cm 

Poți sări cât mai 

mult, cu ambele 

picioare, de la 

această linie 

până la 

cealaltă? 

 

 

Sare cel 

puțin 30 cm, 

cu ambele 

picioare 

simultan 

Sare între 5 și 

27,5 cm, cu 

ambele 

picioare 

simultan 

Nu poate sări 

cu ambele 

picioare 

simultan. 

   

30. Urcarea 

treptelor 

folosind 

balustrada 

Poți urca pe 

trepte? Te poți 

folosi de o 

balustrada 

 

Urcă 4 

trepte 

folosind 

balustrada și 

pășind 

alternativ 

Urcă 2-4 

trepte, 

folosind o 

balustradă, în 

orice mod de 

a păși 

Nu poate 

urca 2 trepte 

folosind o 

balustradă 

   

31. 

Coborârea 

treptelor 

folosind 

balustrada 

Poți coborî pe 

trepte? Te poți 

folosi de o 

balustrada 

 

Coboară 4 

trepte 

folosind 

balustrada și 

pășind 

alternativ 

Coboară 2-4 

trepte, 

folosind o 

balustradă, în 

orice mod de 

a păși 

Nu poate 

coborî 2 

trepte 

folosind o 

balustradă 

   

32. Urcarea 

treptelor 

fără a folosi 

balustrada 

Poți urca pe 

trepte? Încearcă 

să nu te folosești 

de balustrada 

Urcă 4 

trepte cu 

brațele 

libere și 

Urcă 2-4 

trepte, cu 

brațele libere, 

în orice mod 

Nu poate 

urca 2 trepte 

cu brațele 

libere 

   



 pășind 

alternativ 

de a păși 

33. 

Coborârea 

treptelor 

fără a folosi 

balustrada 

Poți coborî pe 

trepte? Încearcă 

să nu te folosești 

de balustrada 

 

Coboară 4 

trepte cu 

brațele 

libere și 

pășind 

alternativ 

Coboară 2-4 

trepte, cu 

brațele libere, 

în orice mod 

de a păși 

Nu poate 

coborî 2 

trepte cu 

brațele libere 

   

 

SCOR 

  

Rezultate 

de 2 = 

 

Rezultate de 

1 = 

 

Rezultate de 

0 = 

 

TOTA

L =               

/66 

 

 

 

 

TESTUL DE MERS 6 MINUTE (6MWT) 

Subiect: Data testului (zz/ll/aa):  _ _ / _ _ / _ _ 

 

Evaluator: 

 

Lista de verificare pre-test: Da Nu Nu se 

aplica 

1. Pacientul poarta incaltaminte adecvata? □ □  

2. Pacientul nu poarta nicio orteza deasupra gleznei? □ □  

3. Subiectul s-a odihnit timp de10 minute ? □ □  

4. KT a demonstrat  mersul? □ □  

5. Asistentul ,,urmaritor” este considerat competent de 

catre KT? 

□ □  

6. A fost oferita oportunitatea de a merge la baie? □ □  

Raspunsurile 1- 6 trebuie sa fie da pentru a continua cu 

6MWT 

□ □  

Care este locatia testului?                                                                       

Locatie  = 

 

Este aceeasi locatie ca la testele anterioare? □ □ □ 

Care este suprafata podelei?                                                   

Suprafata podelei  = 

 

Pacientul poarta talonete adaugate in pantofi? Descrieti □ □  

                                                                                                      

Tipul insertiei  = 

 

Aceasta este o repetare a testului pentru ca primul test a fost 

nevalid? 

□ □  

  

 

Nr 

 

Distanta 

(M) 

 

Timpul 

(m:ss) 

  

Nr 

 

Distanta 

(M) 

 

Timpul 

(m:ss) 

DETALII  DESPRE  CADERE 

 Timpul 

caderii 

(m:ss) 

 

Timpul 

revenirii 

(m:ss) 



0 0 0:00  20 500 _ : _ _ Caderea  A _ : _ _ _ : _ _ 

1 25 _ : _ _  21 525 _ : _ _ Caderea  B _ : _ _ _ : _ _ 

2 50 _ : _ _  22 550 _ : _ _ Caderea  C _ : _ _ _ : _ _ 

3 75 _ : _ _  23 575 _ : _ _ Caderea  D _ : _ _ _ : _ _ 

4 100 _ : _ _  24 600 _ : _ _ Pacientul a 

cazut in 

timpul 

testului? 

Daca da, va 

rog sa 

furnizati 

detalii in 

tabelul de 

mai sus. 

 

□ Da               □ Nu 5 125 _ : _ _  25 625 _ : _ _ 

6 150 _ : _ _  26 650 _ : _ _ 

7 175 _ : _ _  27 675 _ : _ _ 

8 200 _ : _ _  28 700 _ : _ _  

NOTITE: 9 225 _ : _ _  29 725 _ : _ _ 

10 250 _ : _ _  30 750 _ : _ _ 

11 275 _ : _ _  31 775 _ : _ _ 

12 300 _ : _ _  32 800 _ : _ _ 

13 325 _ : _ _  33 825 _ : _ _ 

14 350 _ : _ _  34 850 _ : _ _ 

15 375 _ : _ _  35 875 _ : _ _ 

16 400 _ : _ _  36 900 _ : _ _ 

17 425 _ : _ _  FIN    _ _ _ _ : _ _ 

18 450 _ : _ _     

19 475 _ : _ _     

 

 

MODELUL REVIZUIT DE EVALUARE A MEMBRELOR SUPERIOARE PENTRU 

AMS 

                                                                                     (RULM ) 

 



Data evaluarii: □□/□□/□□□□ 

                             Z   Z       L    L       A   A   A   A 

Bratul preferat: □ Drept   □ Stang   □ Ambidextru 

____________________________________________ 

Contractura cot drept:  □ Da   □ Nu  

Contractura cot stang:  □ Da   □ Nu  

Salbutamol:  □ Da   □ Nu 

Chirurgie spinala:  □ Da   □ Nu  

Partea testata:  □ Dreapta   □ Stanga 

 

Ora inceperii (HH:MM):  ____ : 

____   

                                               format 

24 ore 

 

Numele pacientului: 
____________________________ 

 

Numele evaluatorului: 
__________________________ 

 

Semnatura evaluatorului: 

 

 

 

Comentarii: 

______________________________________________________________________________ 

______________________________________________________________________________ 

 

 



 
 

 



 
 

 

                                                                                                                                                                                               

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 



DCI BRIVARACETAMUM 

 

 

Indicaţie: terapie adjuvantă în tratamentul crizelor convulsive parţiale, cu sau fără 

generalizare secundară, la pacienţii epileptici, adulţi şi adolescenţi, începând cu vârsta de 4 

ani 

 

Criterii de includere in tratament 

1. Terapie de asociere în tratamentul epilepsiei focale cu sau fără generalizare secundară la 

adulţi şi adolescenţi începând cu vârsta de 4 ani 

2. Se va lua în considerare la pacienţii care au încercat anterior două medicamente 

antiepileptice care nu au controlat crizele sau au indus reacţii adverse 

     

Tratament 

1. Condiţionare: comprimate filmate 10 mg, 25 mg, 50 mg, 100 mg 

2. Doza terapeutică  

 

 Adulți Doza recomandată pentru începerea tratamentului este fie de 50 mg/zi, fie de 100 mg/zi, 

în funcţie de evaluarea medicului privind necesitatea reducerii convulsiilor comparativ cu 

reacţiile adverse potenţiale. Doza trebuie administrată sub forma a două prize egale, una 

dimineaţa şi una seara. În funcţie de răspunsul şi tolerabilitatea individuală a pacientului, doza 

poate fi ajustată în intervalul de doze de 50 mg/zi până la 200 mg/zi.  

 

Copii (cu vârsta de 4 ani și peste) și adolescenți cu greutatea corporală de 50 kg sau peste Doza 

de inițiere recomandată este de 50 mg/zi. Brivaracetam poate fi, de asemenea, inițiat la o doză de 

100 mg/zi, în funcție de evaluarea necesității controlului crizelor efectuată de către medic. Doza 

trebuie administrată în două doze împărțite în mod egal, o dată dimineața și o dată seara. Doza de 

întreținere recomandată este de 100 mg/zi. În funcție de răspunsul individual al pacientului, doza 

poate fi ajustată în intervalul de dozaj eficace, cuprins între 50 mg/zi și 200 mg/zi.  

 

Copii (cu vârsta de 4 ani și peste) și adolescenți cu greutatea corporală sub 50 kg Doza de inițiere 

recomandată este de 1 mg/kg/zi. Brivaracetam poate fi, de asemenea, inițiat la o doză de 2 

mg/kg/zi, în funcție de evaluarea necesității controlului crizelor efectuată de către medic. Doza 

trebuie administrată în două doze împărțite în mod egal, o dată dimineața și o dată seara. Doza de 

întreținere recomandată este de 2 mg/kg/zi. În funcție de răspunsul individual al pacientului, doza 

poate fi ajustată în intervalul de dozaj eficace, cuprins între 1 mg/kg/zi și 4 mg/kg/zi.  

 

Următorul tabel sintetizează dozele recomandate la copiii cu vârsta de 4 ani și peste și 

adolescenți. 

  
 Copii (≥4ani si adolescenti ≥50 kg 

Administrat in doua doze impartite 

in mod egal 

Copii (≥4ani si adolescenti <50 kg 

Administrat in doua doze impartite in 

mod egal 

Interval de dozaj terapeutic 50-200mg/zi 1-4 mg/kg/zi 

Doza initiala recomandata 50 mg/zi (sau 100 mg/zi)* 1 mg/kg/zi (sau 2 mg/kg/zi)* 

Doza de intretinere recomandata 100 mg/zi 2 mg/kg/zi 

*In functie de evaluarea necesitatii controlului crizelor efectuata de catre medic 



 

Medicaţia poate fi instituită în doze terapeutice de la iniţiere luând în considerare tolerabilitatea şi 

vor fi ajustate conform cu particularităţile individuale privind necesitatea de a reduce crizele 

versus efectele adverse potenţiale. 

     

În cazul omiterii uneia sau mai multor doze, se recomandă pacienţilor să ia o doză imediat ce 

îşi aduc aminte şi să ia doza următoare la ora obişnuită dimineaţa sau seara. Se poate evita astfel 

scăderea concentraţiei plasmatice de brivaracetam sub nivelul de eficacitate şi se poate preveni 

apariţia crizelor favorizate de întreruperea temporară. 

 

Atentionari si precautii special pentru utilizare 

     

Evenimentele adverse identificate în studiile clinice, în funcţie de frecvenţa acestora, au fost 

următoarele: 

- foarte frecvente (> 10%): vertij, somnolenţă, 

- frecvente (> 1%, < 10%): fatigabilitate, depresie, anxietate, insomnie, iritabilitate, 

convulsii, vertij, scăderea apetitului alimentar, greaţă, vărsături, constipaţie, infecţii 

respiratorii superioare, tuse, gripă; 

- mai puţin frecvente (> 1/1000, < 1%): neutropenie, ideaţie suicidară, tulburare psihotică, 

agresivitate, agitaţie. 

     

Populaţii speciale: 

- Vârstnici (> 65 ani): nu sunt necesare ajustări de doze 

- Insuficienţa renală: nu sunt necesare ajustări de doză 

- Insuficienţă hepatică: Pentru toate stadiile de insuficienţă hepatică se recomandă o doză 

zilnică maximă de 150 mg administrată în 2 doze divizate 

- Sarcina, alăptarea: nu sunt date suficiente care să documenteze efectele Brivaracetam la 

făt sau privind evoluţia sarcinii deci se va evita administrarea acestui medicament pe 

durata sarcinii şi a alăptării. 

- Nu sunt date care să susţină un efect asupra fertilităţii. 

     

Precauţii speciale: 

Pacienţii trebuie monitorizaţi în scopul identificării semnelor de ideaţie suicidară şi 

comportament suicidar şi trebuie avută în vedere iniţierea unui tratament adecvat. Pacienţilor (şi 

îngrijitorilor acestora) trebuie să li se recomande să ceară sfatul medicului în cazul apariţiei 

semnelor de ideaţie suicidară şi comportament suicidar. 

Comprimatele filmate de brivaracetam conţin lactoză. Pacienţii cu afecţiuni ereditare rare de 

intoleranţă la galactoză, deficit total de lactază sau sindrom de malabsorbţie la glucoză-galactoză 

nu trebuie să utilizeze acest medicament. 

Comprimatele filmate de brivaracetam conţin o cantitate neglijabilă de sodiu. 

Capacitatea de a conduce autovehicule şi de a folosi utilaje poate fi afectată la pacienţii care 

dezvoltă somnolenţă, tulburări de coordonare sau alte efecte legate de acţiunea asupra SNC. 

Aceştia sunt sfătuiţi să evite aceste activităţi până la compensarea acestor efecte. 

     

Interacţiuni farmacodinamice: 



Nu au existat beneficii observate pentru brivaracetam faţă de placebo la pacienţii trataţi 

concomitent cu levetiracetam. Nu s-au constatat probleme suplimentare de siguranţă sau 

tolerabilitate. 

Brivaracetam are un efect de a accentua efectul alcoolului etilic asupra funcţiei psihomotorii, 

atenţiei şi memoriei. Nu se recomandă asocierea de brivaracetam cu alcool etilic. 

     

Interacţiuni farmacocinetice: 

Concentraţiile plasmatice de brivaracetam pot creşte la administrarea concomitentă cu inhibitori 

puternici ai CYP2C19 (de ex. fluconazol, fluvoxamină), însă riscul unei interacţiuni mediate de 

CYP2C19 cu relevanţă clinică este considerat scăzut. 

Prescriptorii trebuie să ia în considerare ajustarea dozei de brivaracetam la pacienţii care încep 

sau încheie tratamentul cu rifampicină. 

     

 

 

 

Interacţiuni cu alte medicamente antiepileptice (MAE) 

1. Efectele altor medicamente asupra brivaracetam 

Concentraţiile plasmatice de brivaracetam se reduc la administrarea concomitentă cu MAE 

puternic inductoare enzimatice (carbamazepină, tenobarbital, fenitoină), însă nu este necesară 

ajustarea dozei. 

Alţi inductori enzimatici puternici (precum sunătoarea - Hypericum perforatum) pot reduce, de 

asemenea, expunerea sistemică a brivaracetamului. Prin urmare, tratamentul cu sunătoare 

trebuie iniţiat şi încheiat cu precauţie. 

2. Efectele brivaracetam asupra altor medicamente 

Riscul de interacţiuni cu CYP3A4 relevante clinic este considerat scăzut. Brivaracetam poate 

creşte concentraţiile plasmatice ale medicamentelor metabolizate de CYP2C19 (de exemplu 

lanzoprazole, omeprazol, diazepam). 

 

Monitorizarea tratamentului /criterii de evaluare a eficacitatii terapeutice 
1. Nu există indicaţie pentru monitorizarea parametrilor biologici prin analize de laborator 

2. La momentul actual nu există indicaţie pentru monitorizarea nivelului plasmatic 

 

 Criterii pentru intreruperea tratamentului 

 

Întreruperea definitivă a tratamentului va fi efectuată progresiv fiind recomandată o rată de 

reducere cu 50 mg/zi săptămânal, în ultima săptămână de tratament se recomandă o doză 

reziduală de 20 mg/zi 

 

Prescriptori 
Tratamentul va fi instituit de medicii neurologi de adulţi sau neuropediatri şi poate fi continuat de 

medicii de familie în baza scrisorii medicale. Pacienţii vor reveni pentru evaluare la medici 

neurologi de adulţi sau neuropediatri la fiecare 6 luni.  
 



DCI PATISIRANUM 

 

BOALA: Amiloidoza mediată de transtiretină (amiloidoza hATTR) 

 Aceasta este o boală multisistemică rară care apare la adulți, din cauze ereditare, autosomal 

dominant, progresivă, care pune viața în pericol, cauzată de mutații ale codificării genei 

transtiretina. 

 Patogeneza amiloidozei mediată de transtiretină constă în mutații autosomal dominante în 

gena care codifică transtiretina (TTR), o proteină formată din 127 aminoacizi, produsă 

preponderent de hepatocite, cu o fracție minimă produsă de plexul coroid și retina. 

Transtiretina este o proteină plasmatică tetramerică, transportoare pentru tiroxină și 

vitamina A. 

 Amiloidoza hATTR este o boală progresivă și cu evoluție fatală, cu o multitudine de 

simptome, care se poate manifesta prin neuropatie periferică (senzorială și motorie), 

neuropatie autonomă și / sau cardiomiopatie. Polineuropatia datorată amiloidozei TTR este 

o neuropatie degenerativă, axonală, progresivă. Vârsta de debut a simptomatologiei variază 

între a doua și a noua decadă a vieții. 

 Speranța de viață este de obicei între 3 și 15 ani de la debutul simptomelor, în funcție de 

mutația TTR și tabloul clinic. Pacienții cu afectare cardiacă au, de obicei, o speranță de 

viață mai scurtă, în timp ce prognosticul este variabil în cazul paciențiilor cu 

polineuropatie.  

 

I. Indicaţia: 

 PATISIRANUM este indicat pentru tratamentul amiloidozei ereditare mediată de 

transtiretină (amiloidoză hATTR) la pacienții adulți cu polineuropatie de stadiu 1 sau 

stadiu 2. 

 PATISIRANUM este un acid ribonucleic interferent mic cu catenă dublă (siRNA), care 

țintește în mod specific o secvență conservată genetic din regiunea 3' fără translații a tuturor 

ARNm ai TTR cu mutații și de tip sălbatic. 

 PATISIRANUM este furnizat sub formă de nanoparticule lipidice, pentru a furniza 

siRNA în hepatocite, sursa primară a proteinei TTR din circulație.  

 Printr-un proces natural, numit interferența ARN (ARNi), PATISIRANUM provoacă 

degradarea catalitică a ARNm al TTR la nivelul ficatului, ducând la o scădere a 

valorilor serice ale proteinei TTR. 

 

II. Criterii de includere pentru indicaţie 

 Initierea tratamentului cu PATISIRANUM se va face dupa stabilirea cu certitudine a 

diagnosticului in centre cu expertiza in managementul amiloidozei hATTR 

(neurologie sau/si hematologie),  prin examen clinic si de laborator (examenul 

neuroelectrofiziologic efectuat de catre un medic neurolog care are competenta 

oficiala in acest domeniu de explorari, este obligatoriu) 

 Reducând concentrațiile serice de proteină TTR, tratamentul cu PATISIRANUM determină 

o scădere a valorilor serice de vitamina A (retinol). Valorile serice de vitamina A sub limita 

inferioară a normalului trebuie corectate și orice semne sau simptome oculare datorate 



deficienței de vitamina A trebuie evaluate înainte de inițierea tratamentului cu 

PATISIRANUM. 

 În timpul primelor 60 de zile de sarcină, atât valorile prea mari sau prea mici de vitamina A 

pot fi asociate cu un risc crescut de malformații fetale. Prin urmare, trebuie exclusă 

sarcina înainte de a iniția PATISIRANUM, iar femeile aflate la vârsta fertilă să 

utilizeze metode contraceptive eficace. 

III. Tratament - Doze, condiţiile de scădere a dozelor: 

Doza recomandată de PATISIRANUM este de 300 micrograme per kg greutate corporală, 

administrată sub  forma unei perfuzii intravenoase (i.v.) o dată la 3 săptămâni. 

Doza se calculează în funcție de greutatea corporală efectivă. Pentru pacienții cu greutatea ≥ 100 

kg, doza maximă recomandată este de 30 mg. 

Se recomandă suplimentarea vitaminei A cu aproximativ 2500 UI vitamina A pe zi la 

pacienții tratați cu PATISIRANUM. 

 

Premedicație necesară: 

Tuturor pacienților trebuie să li se administreze premedicație înainte de administrarea 

PATISIRANUM pentru a se reduce riscul de reacții asociate perfuziei (RAP). Trebuie 

administrat fiecare dintre următoarele medicamente în ziua de administrare a perfuziei cu 

PATISIRANUM, cu cel puțin 60 minute înainte de inițierea perfuziei: 

 Corticosteroid intravenos (dexametazonă 10 mg sau echivalent) 

 Paracetamol oral (500 mg) 

 Blocant intravenos al H1 (difenhidramină 50 mg sau echivalent) 

 Blocant intravenos al H2 (ranitidină 50 mg sau echivalent) 

 

Pentru premedicațiile care nu sunt disponibile sau nu sunt tolerate pe cale intravenoasă, pot fi 

administrate pe cale orală medicamente echivalente. 

Dacă este indicat din punct de vedere clinic, doza de corticosteroid poate fi redusă în trepte de cel 

mult 2,5 mg, până la o doză minimă de 5 mg de dexametazonă (i.v.) sau echivalent. Înainte de 

fiecare reducere a dozei de premedicație cu corticosteroid, pacientului trebuie să i se administreze 

cel puțin 3 perfuzii i.v. consecutive cu PATISIRANUM și să nu fie prezente RAP. 

Dacă este necesar, pot fi administrate doze suplimentare sau mai crescute dintr-una sau mai multe 

premedicații pentru a reduce riscul de RAP  

Doză omisă 

În cazul în care se omite o doză, PATISIRANUM trebuie administrat imediat ce este posibil. 

Dacă PATISIRANUM este administrat în interval de 3 zile de la doza omisă, administrarea 

dozelor trebuie continuată conform schemei inițiale de tratament a pacientului. Dacă 



PATISIRANUM este administrat după mai mult de 3 zile de la doza omisă, administrarea dozelor 

trebuie continuată o dată la 3 săptămâni ulterior 

Mod de administrare 

PATISIRANUM este destinat administrării intravenoase. PATISIRANUM trebuie diluat înainte 

de administrarea perfuziei intravenoase 

Trebuie utilizată o linie dedicată, cu un set de perfuzie care include un filtru de perfuzie 

încorporat din polietersulfonă (PES) de 1,2 microni. 

Seturile și liniile de perfuzie trebuie să nu conțină di(2-etilhexil)ftalat (DEHP). 

Soluția diluată de PATISIRANUM trebuie perfuzată intravenos în decurs de aproximativ 80 

minute, la o viteză inițială a perfuziei de aproximativ 1 ml/minut în primele 15 minute, 

urmată de o creștere la aproximativ 3 ml/min pentru partea rămasă din perfuzie. Durata 

perfuziei poate fi prelungită în cazul unei RAP. 

PATISIRANUM trebuie administrat numai printr-o linie venoasă de acces cu debit 

neobstrucționat. Trebuie monitorizat locul perfuziei din punct de vedere al apariției posibile a 

infiltrației în timpul administrării. Extravazarea suspectată trebuie abordată conform practicii 

standard pentru substanțe nevezicante. 

Pacientul trebuie ținut sub observație în timpul perfuziei și, dacă este indicat din punct de vedere 

clinic, trebuie ținut sub observație și ulterior administrării perfuziei. 

După încheierea perfuziei, în setul de administrare intravenoasă trebuie introdusă soluție de 

clorură de sodiu 9 mg/ml (0,9%) pentru a se asigura faptul că s-a administrat întreaga cantitate de 

medicament. 

 Poate fi luată în considerare administrarea la domiciliu a perfuziei de 

PATISIRANUM pentru pacienții care au tolerat bine cel puțin 3 perfuzii la clinică. 

Decizia ca pacientului să i se administreze perfuzii la domiciliu trebuie luată în urma 

evaluării și recomandării de către medicul curant. Perfuziile la domiciliu trebuie 

efectuate de un profesionist din domeniul sănătății. 

 

Durata tratamentului:  

 Tratamentul continuă la pacientii cu indicatia terapeutică până la toxicitate semnificativă 

sau retragerea consimţământului. In studiile clinice care au dus la inregistrarea produsului 

s-a observat dupa 9 luni de tratament cu PATISIRANUM oprirea sau inversarea progresiei 

bolii , semnificative statistic.  Aceste rezultate au fost confirmate si dupa 18 luni de 

tratament. 

 Concentrația serică media a TTR a fost redusă cu aproximativ 80% în interval de 10 până la 

14 zile după administrarea unei doze unice de PATISIRANUM 300 micrograme/kg.; după 

doze repetate administrate o dată la 3 săptămâni, reducerile medii ale concentrațiilor serice 

de TTR după 9 și 18 luni de tratament au fost de 83% și respectiv 84%.  

 Reducerea concentrațiilor serice de TTR s-a menținut în cazul administrării continue. 

 



IV. Criterii de excludere din tratament: 

 Hipersensibilitate severă (de exemplu, anafilaxie) la substanța activă sau la oricare dintre 

excipienții 

 Siguranța și eficacitatea PATISIRANUM la copii și adolescenți cu vârsta < 18 ani nu au 

fost stabilite. Nu sunt disponibile date. 

 

V. Criterii de întrerupere a tratamentului (temporar/definitiv la latitudinea medicului 

curant): 

 Dacă o femeie are intenția de a rămâne gravidă, administrarea PATISIRANUM și 

suplimentarea vitaminei A trebuie întrerupte, iar valorile serice de vitamina A trebuie 

monitorizate și să fi revenit la normal înainte să se încerce concepția. 

 În eventualitatea unei sarcini neplanificate, PATISIRANUM trebuie întrerupt. 

Suplimentarea vitaminei A trebuie întreruptă în primul trimestru, cu excepția situației în 

care femeia gravidă prezintă semne de deficiență de vitamina A. Dacă sunt prezente astfel 

de semne, suplimentarea vitaminei A nu trebuie să depășească 2500 UI pe zi. Ulterior, 

suplimentarea vitaminei A de 2500 UI pe zi trebuie să fie reluată în al doilea și al treilea 

trimestru dacă valorile serice ale vitaminei A nu au revenit la normal, din cauza riscului 

crescut de deficiență de vitamina A în trimestrul al treilea. 

 La pacienții tratați cu PATISIRANUM s-au observat RAP. La pacienții care au manifestat 

RAP, prima RAP a apărut la majoritatea la primele 2 perfuzii. În cadrul studiilor clinice, 

simptomele cele mai frecvente (raportate la ≥ 2% dintre pacienți) ale RAP au fost înroșirea 

tegumentelor, dorsalgia, greața, durerea abdominală, dispneea și cefaleea. Pentru a se 

reduce riscul de RAP, pacienților trebuie să li se administreze premedicația în ziua de 

administrare a perfuziei de PATISIRANUM, cu cel puțin 60 minute înainte de inițierea 

perfuziei. 

 În cazul apariției unei RAP, trebuie luată în considerare încetinirea sau întreruperea 

perfuziei și instituirea tratamentului medical (de exemplu, tratament cu corticosteroizi 

sau alt tratament simptomatic), după cum este indicat din punct de vedere clinic. În cazul 

întreruperii perfuziei, poate fi luată în considerare reluarea acesteia cu o viteză mai redusă a 

perfuziei după remiterea simptomelor. 

 Administrarea perfuziei de PATISIRANUM trebuie oprită în cazul unei RAP grave sau 

cu risc letal. 

 Unii pacienți care manifestă RAP pot avea beneficii în urma unei viteze mai scăzute a 

perfuziei sau a unor doze suplimentare sau mai crescute dintr-una sau mai multe 

premedicații, la perfuziile ulterioare, pentru a reduce riscul de RAP. 

 Reacțiile adverse care au apărut cel mai frecvent la pacienții tratați cu PATISIRANUM au 

fost edemul periferic (29,7%) și reacțiile asociate perfuziei (18,9%). Singura reacție adversă 

care a dus la întreruperea administrării de PATISIRANUM a fost o reacție asociată 

perfuziei (0,7%). 

 

Aparate, sisteme și organe  Reacție adversă Frecvența  

Infecții și infestări 

Bronșită  Frecvente  

Sinuzită  Frecvente  

Rinită  Frecvente  



Tulburări ale sistemului imunitar Reacție asociată perfuziei  Foarte frecvente  

Tulburări acustice și vestibulare  Vertij  Frecvente  

Tulburări respiratorii, toracice și mediastinale Dispnee  
Frecvente  

Tulburări gastro-intestinale  Dispepsie  Frecvente  

Afecțiuni cutanate și ale țesutului subcutanat  
Eritem Frecvente  

Tulburări musculo-scheletice și ale țesutului conjunctiv 

Artralgie Frecvente  

Spasme musculare Frecvente  

Tulburări generale și la nivelul locului de administrare  

Edem periferic Foarte frecvente  

Extravazare  Mai puțin frecvent 

 

VI. Monitorizarea tratamentului (parametrii clinico-paraclinici şi periodicitate) 

 Cel putin la 6 luni, medicul din teritoriu va trimite pacientul la control periodic pentru 

monitorizare clinica (si, dupa caz si de de laborator), in clinica universitara unde s-a initiat 

acest tip de tratament.  

 In functie de rezultatele la controlul periodic, dupa cel putin 6 luni de tratament, in cazul 

amiloidozei ereditare mediată de transtiretină la pacienții adulți cu polineuropatie de stadiu 

1, un pacient poate trece de la tafamidis la patisiranum si viceversa  de la patisiranum la 

tafamidis,  numai pentru stadiul 1 de polineuropatie; tafamidis nu este indicat in cazul 

amiloidozei ereditare mediată de transtiretină la pacienții adulți cu polineuropatie de stadiu 

2. 

 

VII Prescriptori 

 Tratamentul trebuie inițiat sub supravegherea unui medic cu experiență în abordarea 

terapeutică a amiloidozei, intr-o clinica universitara de Neurologie si/sau Hematologie, de 

catre un medic neurolog  sau hematolog. 

 Tratamentul poate fi continuat si de  către un medic primar/specialist neurolog sau 

hematolog dintr-o unitate sanitara prin care se deruleaza programul, din zona teritorială în 

care locuieşte bolnavul. 
 



DCI DEFERASIROXUM 

 

 

DEFINIŢIA AFECŢIUNII  

- Supraîncărcarea cronică cu fier (hemosideroză) secundară transfuziilor repetate de concentrat eritrocitar în: 

o beta-talasemia majoră şi intermedia 

o sindroame mielodisplazice 

o aplazie medulară 

o alte anemii 

o boli hemato-oncologice politransfuzate 

o  transplant medular   

- Sindroamele talasemice independente de transfuziile de sânge (NTDT) 

- Evoluţie progresivă spre deces în absenţa tratamentului transfuzional şi a tratamentului chelator de fier. 

     

CRITERII DE INCLUDERE:   

- tratamentul supraîncărcării cronice cu fier secundară transfuziilor de sânge frecvente (7 ml masă eritrocitară/kg şi lună) la 

pacienţii cu beta-talasemie majoră, cu vârsta de 6 ani sau mai mult 

-  atunci când tratamentul cu deferoxamină este contraindicat sau inadecvat la următoarele grupe de pacienţi:  

o la pacienţii copii cu beta-talasemie majoră, cu supraîncărcare cronică cu fier secundară transfuziilor de sânge (≥7 ml 

masă eritrocitară /kg şi lună), cu vârsta cuprinsă între 2 şi 5 ani,  

o la pacienţii adulţi, copii şi adolescenţi cu beta-talasemie majoră cu supraîncărcare cu fier secundară transfuziilor de 

sânge ocazionale (<7 ml masă eritrocitară/kg şi lună), cu vârsta de 2 ani sau mai mult,  

o la pacienţii adulţi, copii şi adolescenţi, cu vârsta de 2 ani sau mai mult cu supraincarcare cronica cu fier secundara 

transfuziilor repetate de concentrat eritrocitar in alte situatii decat sindroamele talasemice (aplazia medulara, anemia 

diseritropietica, alte anemii ereditare, sindroame mielodisplazice, alte boli hemato-oncologice politransfuzate, 

transplant medlar) 

- tratamentul supraîncărcării cronice cu fier care necesită tratament de chelare atunci când tratamentul cu deferoxamină este 

contraindicat sau inadecvat, la pacienţi cu sindroame de talasemie independentă de transfuzii, cu vârsta de 10 ani şi peste 

această vârstă   

 



TRATAMENT (doze, condiţiile de scădere a dozelor, perioada de tratament): 

 

A. Supraîncărcarea cronică cu fier (hemosideroză) secundară transfuziilor repetate 

 

Doze: 

- după transfuzia a aprox. 20 unităţi masă eritrocitară sau concentraţia serică de feritină >1000 µg/l 

 doza iniţială de 14 mg/Kgc/zi;  

 poate fi avută în vedere administrarea unei doze zilnice iniţiale de 21 mg/kg la pacienţii care necesită reducerea 

nivelurilor ridicate de fer din organism şi cărora li se administrează, de asemenea, peste 14 ml masă eritrocitară/kg şi 

lună (aproximativ >4 unităţi/lună pentru un adult) 

- la valori ale feritinei serice sub 1000 micrograme/l încărcarea cu fier este controlată cu o doză de 7 - 10 mg/Kgc/zi; 

- tratament zilnic în funcţie de valoarea feritinei serice, pentru obţinerea unei balanţe negative a fierului.  

 

Ajustarea dozei 

 la fiecare 3 până la 6 luni, pe baza tendinţei de evoluţie a concentraţiei plasmatice a feritinei 

 ajustările dozei pot fi efectuate în trepte de 3,5 până la 7 mg/kg şi vor fi adaptate răspunsului terapeutic individual al fiecărui 

pacient şi obiectivelor terapeutice (menţinerea sau reducerea încărcării cu fier) 

 la pacienţii care nu sunt controlaţi în mod adecvat cu doze de 21 mg/kg (de exemplu concentraţia plasmatică a feritinei persistă 

la valori peste 2500 µg/l şi nu indică o tendinţă de scădere în timp), pot fi avute în vedere doze de până la 28 mg/kg 

 la pacienţii cărora li se administrează doze mai mari de 21 mg/kg: reduceri ale dozei în trepte de 3,5 până la 7 mg/kg după ce s-

a realizat controlul (concentraţia plasmatică a feritinei persistă sub 2500 µg/l şi indică o tendinţă de scădere în timp) 

 la pacienţii la care concentraţia plasmatică de feritină a atins valoarea ţintă (de regulă, între 500 şi 1000 µg/l): reduceri ale dozei 

în trepte de 3,5 până la 7 mg/kg pentru menţinerea nivelurilor de feritină în intervalul ţintă. 

 

Forma farmaceutică. 

- Deferasiroxum comprimate pentru dispersie orală 125 mg, 250 mg şi 500 mg 

- Deferasiroxum comprimate filmate 180 mg, 360 mg 

 

Deferasiroxum comprimate filmate demonstrează o biodisponibilitate mai mare comparativ cu cea a deferasiroxum, formula 

comprimate pentru dispersie orală. În cazul trecerii de la comprimate pentru dispersie orală la comprimate filmate, doza de comprimate 

filmate trebuie să fie cu 30% mai mică decât doza de comprimate pentru dispersie orală, rotunjită la un comprimat întreg. 



 

Dozele corespondente pentru formulele diferite sunt prezentate în tabelul de mai jos. 

 

 

Tabelul 1: Doze recomandate pentru supraîncărcarea cronică cu fier secundară transfuziilor de sânge 

 

 
Comprimate 

filmate/granule 

Comprimate 

pentru dispersie 

orală 

Transfuzii  
Feritină 

plasmatică 

Doza inițială 14 mg/kg/zi 20 mg/kg/zi 

După 20 unități 

(aprox. 100 

ml/kg) de ME 

sau >1000 µg/l 

Doze inițiale 

alternative 

21 mg/kg/zi 30 mg/kg/zi 

>14 ml/kg/lună 

de ME (aprox. 

>4 unități/lună 

pentru un adult) 

7 mg/kg/zi 10 mg/kg/zi 

<7 ml/kg/lună de 

ME (aprox. <2 

unități/lună 

pentru un adult) 

Pentru pacienții 

bine controlați 

cu 

deferoxamină 

O treime din doza 

de deferoxamină 

Jumătate din doza 

de deferoxamină 
 

Monitorizare                                                                                                                                 Lunar 

Interval-țintă                                                                                                                            500-1000 µg/l 

 

Trepte de 

ajustare (la 

fiecare 3-6 

luni) 

                         Creștere 

3,5 - 7 mg/kg/zi 

Până la 28 

mg/kg/zi 

5-10 mg/kg/zi 

Până la 40 mg/kg/ 

zi 
 >2500 µg/l 

                         Scădere 

3,5-7 mg/kg/zi 

La pacienții tratați 

cu >21 mg/kg/zi 

5-10 mg/kg/zi 

La pacienții tratați 

cu >30 mg/kg/zi 
 <2500 µg/l 

Când se atinge valoarea-țintă  500-1000 µg/l 

Doza maximă 28 mg/kg/zi 40 mg/kg/zi  

Se va avea în 

vedere 
 <500 µg/l 



întreruperea 

tratamentului 

 
 

B. Sindroame talasemice independente de transfuziile de sânge (NTDT) 

 

Tratamentul de chelare trebuie început atunci când concentraţia hepatică de fier [CHF] ≥ 5 mg Fe/g masă uscată [ms] sau concentraţia 

plasmatică a feritinei în mod consecvent > 800 µg/l 

Doza iniţială 

Doza zilnică iniţială recomandată de deferasirox  la pacienţi cu sindroame de talasemie independentă de transfuzii este de 7 mg/kg corp 

 

Ajustarea dozei 

 la fiecare 3 până la 6 luni de tratament, trebuie avută în vedere o creştere treptată a dozei cu câte 3,5 până la 7 mg/kg dacă CHF 

a pacientului este ≥ 7 mg Fe/g mu sau dacă feritina plasmatică este în mod consecvent > 2000 µg/l şi nu prezintă o tendinţă 

descendentă, iar pacientul tolerează bine medicamentul. Dozele de peste 14 mg/kg nu sunt recomandate, deoarece nu există 

experienţă cu doze peste acest nivel la pacienţi cu sindroame de talasemie independentă de transfuzii. 

 daca feritina plasmatică este ≤ 2000 µg/l, doza nu trebuie să depăşească 7 mg/kg 

 la pacienţii la care doza a fost crescută la > 7 mg/kg, se recomandă reducerea dozei la 7 mg/kg sau mai puţin atunci când CHF 

este < 7 mg Fe/g mu sau feritina plasmatică este ≤ 2000 µg/l 

 daca feritină plasmatică < 300 µg/l, tratamentul trebuie oprit. 

 

 În cazul trecerii de la administrarea de comprimate pentru dispersie orală la utilizarea de comprimate filmate, doza administrată sub 

formă de comprimate filmate trebuie să fie cu 30% mai mică decât doza administrată sub formă de comprimate pentru dispersie orală, 

rotunjită până la cea mai apropiată concentrație a unui comprimat întreg.  

 

Dozele corespondente pentru ambele forme farmaceutice sunt prezentate în tabelul de mai jos. 

 

Tabelul 2: Doze recomandate pentru sindroame de talasemie independentă de transfuziile de sânge 

 

 
Comprimate 

filmate/granule 

Comprimate 

pentru dispersie 

Concentrație 
hepatică de fer 

 
Feritină 

plasmatică 



orală (CHF)* 

Doza inițială 7 mg/kg/zi 10 mg/kg/zi ≥5 mg Fe/g ms sau >800 µg/l 

Monitorizare                                                                                                                                 Lunar 

 

Trepte de 

ajustare (la 

fiecare 3-6 

luni) 

                         Creștere 

3,5 - 7 mg/kg/zi  5-10 mg/kg/zi   ≥7 mg Fe/g ms  >2000 µg/l 

                         Scădere 

3,5-7 mg/kg/zi 5-10 mg/kg/zi <7 mg Fe/g ms  ≤2000 µg/l 

Doza maximă 14 mg/kg/zi         7 
mg/kg/zi 

20 mg/kg/zi      10 
mg/kg/zi 

 

La adulți 
neevaluat si ≤2000 µg/l 

La copii și adolescenți 

Întreruperea tratamentului <3 mg Fe/g ms sau <300 µg/l 

Readministrarea tratamentului Nerecomandata 

 
*CHF este metoda preferată de determinare a supraîncărcării ferice. 

 

MONITORIZAREA TRATAMENTULUI: 

    
Test Frecvenţă 

Feritinemie lunar 

Creatinemie - de două ori înainte de începerea tratamentului 

 - săptămânal în prima lună după începerea tratamentului sau după modificarea dozei, lunar 

după aceea 

Clearence al creatininei - înainte de începerea tratamentului; 

 - săptămânal în prima lună după începerea tratamentului sau după modificarea dozei, lunar 

după aceea 

Concentraţii plasmatice ale 

transaminazelor 

lunar 

Proteinurie la 3 luni 

Indicatori ai funcţiei 

tubulare 

după cum este necesar 

Testare auditivă şi 

oftalmologică 

înainte de începerea tratamentului şi apoi anual 

  

CRITERII DE EXCLUDERE DIN TRATAMENT: 

- Reacţii adverse: 



o creşteri persistente şi progresive ale concentraţiilor plasmatice ale transaminazelor hepatice; 

o creşteri ale valorilor creatinemiei (> 33% fată de valoarea iniţială) sau scăderi ale valorilor clearence-ului creatininei (< 60 

ml/min.) 

o modificări semnificative ale rezultatelor testelor auditive şi oftalmologice; 

o reacţii grave de hipersensibilitate (şoc anafilactic şi angioedemul). 

- Co-morbidităţi: 

o insuficienţa renală sau disfuncţii renale semnificative; 

o insuficienţă hepatică severă; 

- hipersensibilitate la substanţa activă a deferasirox-ului sau la oricare dintre excipienţi; 

- sarcina.     

 

PRESCRIPTORI:  

 

- medicul hematolog;  

- in judetele in care nu exista medic hematolog, prescriptia poate fi facuta de medicul oncolog 

- medicul pediatru 

 


