DClI BUROSUMABUM

INTRODUCERE

5DKLWLVPXO HVWH R DIHF LXQH VSHFLILF SHULRDGHL GH

PLQHUDOL] ULL OD QLYHOXO FDUWLODMXOXL GH FUHUWHUH

UH]JLVWHQ HL RVXOPUQRWWWHROUO RHFSXQH FOLQLF uL UDGLRC
specifice.

5DKLWLVPHOH KLSRIRVIDWHPLFH VXQW IRUPH tdhiMénRBORILFH L
G R E k Queih. ertlerile urinare de fosfor din cadrul tubulopatiilor compléxe Sindromul
JDQFRQL StarddteXdendticede rahitism hipofosfatemic (RHF), dintre care cea mai
IUHFYHQW HVWH SULQ PXWD LD JHQHL 3-fka)VLWXDW SH FUR

RHF XOLQNDW VH FDUDFWHUL]HD] SLLQIBBWRWMNOHD QHYMHUWH
ILEUREODUWLORU VLQWHWL]DW OD QLYHOXO RVWHREODVWH(¢
FHHD FH FRQGXFH OD FUHUWHUHD HOLPLQ ULORU XULQDUH
VF GHUHD KLGURLIDO UL VQRSRLWDPLQHL ' FX VF GHUHD DEV
DFFHQWXDUHD FRQVHFXWLY D KLSRIRVIDWHPLHL KLSHUSDU

7HUDSLD FRQYHQ LRQDO D 5+) SUHVXSXQH XWLOL]DUHD DQ
dihidroxila L DL YLWDPLQHL ~DSBLTH YMOUDLEHVQIHVSHFWLY DGPLQ
IRVIRU vOUL]H JLOQLFH IRUPHOH VHYHUH GH UDKLWLVP QHF
FKLUXUJLEDOH DOH GHIRUP ULOR U4 de debtormiesawprin@hidasdaRr D U H
FUHGWHULL SULQ KHPLHSLIL]JLRGH]

Burosumabul HYWH XQ DQWLFRUS PRQRFORQDO ,J* XPDQ UHFRP!
LQKLE DFWLYLWDWHD DFHVWXLD 3ULQ LQKLEDUHBQPO EXL
D IRVIDWXOXL UL FUHUWH -©ORRWQWLD LD VHULF GH

,QGLFD LH WHUDSLH

Tratamentul hipofosfatemieiQOLQNDWH +;/ FX HYLGHQ H UDGLRJUDILFH
FX YKkUVWD GH PLQLP DQ OWIFRBOMHGR EBWMWHHWQE D@ FURWWHUF

SCOPUL TRATAMENTULUI CU BUROSUMAB LA CORPII

6FRSXO WUDWDPHQWXOXL HVWH GH D vVPEXQ W L FUHUWHUH
UHGXFH GXUHUHD GH D VPEXQ W L PLQHUDOULQBIUNHWDWRGLDQW.H |
GHIRUP ULOH 0L GXUHULOH DUWLFXODUH DEFHVHOH GHQWD

&5,7(5,, '( ,1&/8'(5( 11 75$7$0(178/ &8 %852680%$%

8UP WRDUHOH FULWHULL GH L @dmtkiitUH WUHEXLH VQGHSOLQ
1. aRSLLL FX YKkUVWD GBRPOBYPHODD O F URU VFK HOHMQHWWH
FD YLWH]D GH FUHUWHUH GH PLQLP FP DQ UL VDX YKUVWD F
respectiv 16 ani la sexul masculilbDUH VOGHSOLOHVF FULWHULLOH FOLQLF
de rahitism hipofosfatemig definite conform anexelor-13




2. Istoricul familial de RHF X-OLOQNDW ulL VDX FROQILUPDUH JHOHWLF L
genei PHEX).
'‘DF DQDOL]D PROHFXODU QX HVWH GLVSRQLEL®XDIWHMXGH
FRQVLGHUDUH XUP WRDUHOH DVHU LXQL
- YDORDUH FUHVFEXW D )*) HVWH VXJHVWLY SHQWUX G
excluse alte cauz& REKQGHWH.SRIRVIDWHPLH QHFHVLW HYDOXD
glucozei, aminoacizilor, aciduluiui URWHLQXULHL FX PDV PROHFXODU
- WUDQVPLWHUHOLSWHDWDOFLXULD VDX GHEXWXO VLPSWRPL
VXJHUHD] IRUPD DXWR]JRPDO GRPLQDQW GH UDKLWLVEF
LQGXV WXPRUDO
- FRH[LVWHQ D RVWHRYBDOHUWRQHR WMHMRVWR]HL D PHWDFDL
ODWH D FDOFLILF ULORU DUWHULDOH D FDOFLILF ULOR
VDX D SVHXGR[DQWRPD HODVWLFXP VXJHUHD] IRUPD
hipofosfatemic;
coexistetQ D SHWHORU FDIH DX ODLW VDX LVWRULFXO VLQGURPI
KLSRIRVIDWHPLF GLQ VGU OF &XQH $OEULJKW VDX QHXURILE

3. 5 VSXOVXO OHVDWLVI F WRU O [analddi B@SLL DG Hf RQIWHDPLRQD O
VXSOLPHQWDUH FX V UXUL GH IRVIRU GHILQLW FD DOWHUQ|I
a) 9LWH] GH FUHUOUWHUK DY DBWMROWUX YKEVW GL VH[ VDX YLW
FP DQ OD FRSLLL FXDQUWMNXK vRQ/DH) 80 WRHQUIDGLAHKR QY+
XQHL YLWH]H GH FUHUOWHUH VLPLODUH FX FHD SUHWUDWL
uL VDX
b) 3BHUVLVWHQ D PRGLILF ULORWG HIDGLKRO I FSH GWHL W\ K QWL
PLQLP GXS XQ DQ GH WHé&xBHLH FRQYHQ LRQDO D
uL VDX
¢c) lHFHVLWDWHD FRUHF LHL FKLUXUJLFDOH D GHIRUP ULOF
FX PHGLFXO FKLUXUJ RUWRSHG SHGLDWUX FX H[SHUWL]
RUWRSHGLF D GHIRUP ULORU HitidmuuHipofesfatemi@I HULRDUH ul
uL VDX
d) Hiperparatiroidismul secundar persistent concomitent cu valori persistent crescute ale
IRVIDWD]HL DOFDOLQH OD PLQLP GRX HYDOX UL ELRORJ
Sau
LOWROHUD G YHHD/H LDOMH WHUDSLHL FRQYHQ LRQDOH
- 6LPSWRPDWRORJLH GLJHVWLY GXUHUVYDXEGRPLQDOH JU
- $SDUL LD QHIURFDOFLQR]HL
Sau

/ILSVD GH DGHUHO OD WHUDSLD FROYHO LRODO vQ FRC
adecvate

SDUDPHWULL GH HYDOXDUH PLQLP UL REOLJDWRULH SHQWU>
HYDOX UL QX PDL YHFKL GH V SW PkQ HYDOX UL QX PD

a) FULWHULL DOWURSRPHWULFH JUHXWDWH vQ@ O LPH
pube/pube- VRO SHULPHWUX FUDQLDQ IRUP SDUWLFXODU |
UDKLWLVP JHOX YDUXP JHOX YDOJXP HWEF P VXUDUF




JHOX YDUXP UHVSHFWLY LOWHUPDOHRODUH vQ JHQX

FOLOLF JHOHYDMHONQRQKWLDUWHULDO

- VWDOQGDUGHOH DQWURSRPHWULFH UHFRPDQGDWH SHC
SHQWUX S5RIKRCAIDQ X , 4L FRODE

b) UDGLRJUDILH SXPQ FRPSDUDWLY ulL UDGLREANDILH PHI
IHPXU JHQXQFKL -JeED]|DIJOHJRUD VH YD FDOFXOD VFRI
rahitismului (RSS), conform anexei 3

co FDOFHPLH DOEXPLOHPLH IRVIDWHPLH IRVIDWD] DO
MHXOQO VDX OD PLQLP RUHY®H OWDL @B WIFPDXWEVDOH IRV
FULWHULX REOLJDWRULX SHQWUX LQL LHUHD WHUDSLHI

d _FDOFLXULH IRVIDWXULH FUHxRWdp® & maridex3LhiQ D SH
respecivFDOFLX IRVIRU FUHDWL @Cdiisul@38bRWXO GH XULQ

e) dozare PTH, 25 OH vitamina D, 1,250H), YLWDPLQOQD ' vQ FED]XUL VHOHF

f) dozare FGF23- vO FD]XUL VH @difriteR @diwtlddere punctul 2 sau
WHVWDUHD PXWD LHL 3+(; vOQO PRG VSHFLILF SHOQWUX FL
istoric familial de HXL,

6&+(0% 7(5$3(87,& 3138 %852680$% ,1, ,(5( U, 021,725,=$5(

&RQVLGHUD LL JHQHUDOH
7UDWDPHQWXO WUHEXLH LQL LDW GH F WUH XQ PHGLF HQ
WUDWDPHQWXO SDFLHQ LORU-RXFBR QL FRVRILWHH B WIMNIER O 1%
OXUHG &OXM 7LPLURPVAIDBIORUDGHD QXPLW

$GPLQLVWUDUHD SH FDOH RUDO D IRVIDWXOXL GL DQDORJ
V SW PkQ VvQDLQWH GH LQL LHUHD WUDWDPHQWXOXL /D P
IRVIDW X O XLGHQ UHRSDXL [IDOLPHQWDU WUHEXLH V ILH VXE LQW
YKUVWD UHVSHFWLY

Doze
'R]D LQL LDO UHFRPDQGDW HVWH GH PJ NJ GH JUHXWDMW
GRX V SW PkQL 'RJHOH WUHBDBXSUR IRIWK@MOWH S@MX FHO PPU

este de 90 mg.

Ajustarea dozelor de terapiese va face astfel:

'XS LQL LHUHD WUDWDPHQWXOXL FX EXURVXPDE UL OD ILHFI
VHULF OD V SW PkQL GH OPDPGP VQLNDWIDBRQFEHRWUDIQD Vi
FRQGL LL GH UHSDXV DOLPHQWDU VH vVQFDGUHD] vQ LQWHI
UHVSHFWLY WUHEXLH PHQ LQXW DFHHDUL GR]

SHQWUX SUHYHQLUHD PLQPH® QIQHULFOWR D WHH RS OPHOWL MDD LQIHULRDU



1Q FD]XO vQ FDUH FRQFHQWUD LD VHULF D IRVIDWXOXL vQ F
YDORULORU GH UHIHULQ SHQWUX YKUVWD UHVSHFWLY GR
mJ NJ OD V SW PkQL SkQ OD R GR] PD[LP GH PJ NJ GR]
iIQ FD]XO vQ FDUH FRQFHQWUD LD VHULF D IRVIDWXOXL v
LQWHUYDOXO YDORULORU GH UHIHULQ SMQMWEX LYk D\GW D QU
LDU FRQFHQWUD LD VHULF D IRVIDWXOXL vQ FRQGL LL GH UH
V SW PKQL

SDFLHQWXO WUHEXLH V DLE R YDORDUH D FRQFHQWUD LH
alimentar sub intervalulYDORULORU GH UHIHULQ SHQWUX YkkUVWD
DGPLQLVWUDUHD EXURVXPDEXOXL OD DSUR[LPDWLY MXP WD
apropiat multiplu de 10 mg).

'R]D GH EXURVXPDE QX WUHEXLH D MX\VFW\W VO DF XQRN HIHDYGH G H F

3$5%0(75,, ( (9%/8%5( 0,1,0 u, 2%/,*3$725,( 3(1758
MONITORIZAREA TRATAMENTULUI CU BUROSUMAB
Clinic

$FHHDuUL SDUDPHWU L- & XtdfvdlldeGHINOD LQL LHUH

SDUDFOLQLF 0L H[SORU UL FRPSOHPHQWDUH

3 luni 6 luni Anual
Fosfatemia la 14 zile GXS LQL L}
fiecare modificare a dozei;

oD V SW @ k@X Q3 de
tratament;

la interval de 3 luni G X
atingerea unor doze constante
burosumab (doze nemodifical
timp de 3 luni succesive)
Calcemie +

Calciurie, fosfaturie| +

FUHDWLQLQ XUI
F URUD VH YD H
respectiv. raport  calciu
FUHDWLQLQ vQ
JRVIDWD] DOFDQ +

PTH +

1,25 (OH)} D +

250HD +

Radiografie pumn + sau la nevoie (dure
FRPSDUDWLY aU articulare, recomandar
membre inferioare (ortoleg ortoped)

sau radiografie genunchi)

(FRJUDILH UHQDZ( vQ SULPXO DQ| GXS SULPXO D(
Consult stomatologic +

Consult ortopedic + sau la nevoie (dure

articulare/accentuarea
GHIRUP ULORU




| | | clinice periodice |

- (FRJUDILH FDUGLDF GDF YDORULOH 7$ VXQW ! SHUFHQW

- ([DPHQ )2 GL 501 -FWQHERDGH IRUP DQRUPDO D H[WU
(craQLRVLQRVWR] FHIDOHH SHUVLVWHQW DOWH VHPQH
UFRODUH

- ([DPHQ 25/ 4L DXGLRJUDP OD QHYRLH

&5,7(5,,/( '( (9%/8%$5( $ (),&%$&,7 ,, 7(5%$3(87,&( 850 5,7( I1
MONITORIZAREA COPIILOR DIN PROTOCOLUL TERAPEUTIC CU BUROSUMAB

(YDOXDUHD UL UHHYDOXDUHD S D Fénddorinofddrdau YediatibduH GH F \
HISHULHQ vQ WUDWDPHQWXO SDFLHQ@Qnr-RREOEX LHHR OQ RYIRDX
%XFXUHAOWL ,DuL 73 OXUHUO &OXM DL RAtesa baJdlabdrd BGHD C
QHYRLH vQ GHFL]LD WHUDSHXWLF LQL LHUH dL PRQLWRUL]D
FX H[SHUWL] vQ GLDJQRVWLFXO PRQLWRUL]DUHD UL WHUL
LQIHULRDUH UL VDX UdnkLWLVPXOXL KLSRIRVIDW

&ULWHULL GH DSUHFLHUH D HILFLHQ HL WHUDSLHL

IQ FXUVXO SULPXOXL DQ GH WHUDSLH

- VPEXQ W LUHD YLWH]J]HL GH FUHUWHUH VWDWXUDO FX P
- Normalizare valori fosfor

- 1RUPDOL]DUH YDORUL IRVIDWD] DOFDOLQ

- IPEXQ W LUH VARDKUWGVR®MILF V SW PkQL

6LWXD LL GH RSULUH GHILQLWLY D WUDWDPHQWXOXL SHQ\

- 9kUVWD RVRDV DQL OD IHWH uL DQL OD E LH L VDX

- 9LWH]D GH FUHUWHUH VXE FP SH DQ VDX

- S5HIX]XO S ULQ LORU DO VcopiluluQpetleRl2 aroal OHJIJDOL VDX D (

- &RPSOLDQ LQDGHFYDW VDX

- $sSDUL LD GH UHDF LL DGYHUVH JUDYH V peXpardBrQuUWUDL Q C
terapiei

Prescriptori:

'XS DWLQJHUHD GR]JHL HILFLHQWH PLQLPpe bazdQ@dris@siH OD L
PHGLFDOH GLQ FHQWUHOH PDL VXV PHQ LRQDWH PHGLFL |
HQGRFULQRSHGLDWULH GLQ WHULWRULX SRW FRQWLQXD S
HYROX LHL FOLQLFH D SDFL H@)WKrGhkttua laQdtated ddz¥i |&) vabme LL D G
IRVIDWHPLHL FRQVXOW FX PHGLFXO HYDOXDWRU YRU PR
FRPSOLDQ HL VQWUH HYDOX UL

Anexa 1

CRITERII CLINICE DE DIAGNOSTIC RHF



BHPQH FOLQLFH GH UDKLIWPWP EUHBW KIQE HUDLGRHDRMHEGHIRUPD L
DOHV FKQG DX DS UXW vQ SRILGD WHUDSLHL SURILODFWLFH F
6WDWXU PLF

OHUV FX ED]D GH VXV LQHUH ODUJ

$EFHVHOH GHQWDUH UHFXUHQWH PDL DOHV FHOH DS UXWH v

Anexa 2
CRITERII BIOLOGICE DE RHF

&DOFHPLH QRUPDO ORZ QRUPDO

Hipofosfatemie

5DW GH UHDEVRUE LH WXEXODU D IRVIDWXOXL VXE
Valori crescute ale fosfatazei alcaline

9DORUL QRUPDOH XURU FUHVFXWH DOH 37+

Valori normale ale 25 (OH) vitaminei D

Valorila OLPLWD LQIHULRDU UWita@ixasDH DOH 2+

6H YRU H[FOXGH FD]XULOH GREKQGLWH GH IRVIDWXULH SULQ HYDOXEL
DFLGXOXL XULF SURWHLQXULHL FX PDV PROHFXODU PLF

5DWD GH UH DoEMstRWE1L(MHr Bh x PICr)/(UrCr x PIPh)) X 100

Anexa 3

CRITERII RADIOLOGICE DE RAHITISM - scor Thacher (RSS)- DSUHFLD] VHYHULWDWHD
DUWLFXOD LHL SXPQXOXL 0L D JH Q-XLQ, Fixin guih = AViRaWnDghuRddi[+6). SRV LEL

'HILQL LH JUDG UDKLWLVP UDGLXV uL X0OQ

0 30DWRX GH FUHUWHUH QRUPDO | U VHPQH ¢

0,5 +LSHUOXFHQ D PDUJLQLL PHWDIL]JHL | U QH

1 30DWRX GH FUHUWHUH O LW P D U J L @édforrRate)
FRQFDY

1,5 &RQFDYLWDWH PHWDIL]DU SDU LDO VDX
metafizare

2 'HIRUPDUHD FRQFDY D PHWDIL]JHL FX PDUJL

6H VQVXPHD] SXQFWDM XOQ uUuL SXQFWDM UDGLXV WRWDO PDJ[LP
'HILQL LWDKDWLVP IHPXU 0L WLELH

0 3O0DWRX GH FUHOUWHUH QRUPDO | U VHPQH (
1 +LSHUOXFHQ D SDU LDO PDUJLQHD QHW D |
2 +LSHUOXFHQ D SDU LDO GLVSDUL LD PDUJL
3 +LSHUWUDQVSDUHQ FRPSOHWDWBSBLGIH HP®INV [
6FRUXO VH PXOWLSOLF FX GDF HVWH DIHFWDW GRDU XQ FRQGLO

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

. ,1'.&% ,, 7(5%$3(87,8&(
$WDOXUHQ HVWH LQGLFDW vQ WUDWDPHQWXO SDFLHQ

DQL FX 'LVWURILH PXVFXODU 'XFKHQQH '0" GHWHUPLQ
nivelul genei distrofinei., 7UDWDPHQWXO FX $WDOXUHQ VH YD DG XJ
LQFOX]kQG WUDWDPHQWXO FX FRUWLFRVWHURL]L WHUDSLI
S3DFLHQ LL FX '0" I U PXWD LH QRQVHQV 18 WUHEXLH V SL
SDFLHQ LORU S ULQ LORU VDX WYXKW R WIDO BD FQ H QOO XIQ WXL
SUH]JLQWH FULWHULLOH GH LQFOXGHUH 0L H[FOXGHUH Gl
VQFHSHUHD WUDWDPHQWXOXL

II. CRITERII DE INCLUDEREY)

9/A£567% SDFLHQ L FX YKUVWD - DQL

''$*1267,& GLVWURILH PXVEDXDDW ' 'XEFHKHQORKXWD LH QRQ

JHQHL GLVWURILQHL QP'0’ BUHJ]HQ D XQHL PXWD LL ¢

GHWHUPLQDW SULQ WHVWDUH JHQHWLF

(7$3% (92/87,9 SDFLHQWXO WUHEXLH V DLE FDSDFLW]
SDull IVSULMLAQ

&216,0 0A17 ,1)250%7 WUDWDPHQWXO YD IL VQFHSXW
S ULQ LL VvDX WXWRULL DX VHPQDW FRQVLP PKkQW.

PHGLFDPHQWXOXL FULWHULLOH GH LQFOXGHUH H[FO.

acceSWXO GH D VH SUHJHQWD SHULRGLF OD HYDOX ULC

tratamentului.

SHQWUX LQFOXGHUHD vQ SURJUDPXO GH WUDWDPHQW PHGLFXO 1HXL

DQL

\Y
X

X

YD VQWRFPL MQHEROXD WDDHXIXO GLQWUH &HQWUHOH GH H[SHUW!

CRITERII DE EXCLUDERE

9/£567$%$ VXE DOQL

GREUTATEA: sub 12 kg;

' $*1267,& SDFLHQ L FX GLVWURILH PXVFXODU 'XFKHC
QRQVHQV DFHUGWSLDL PKDW B HBEWIDHD X U H Q

3DFLHQ L FX KLSHUVHQVLELOLWDWH OD VXEVWDQ D DF!
(7$3$%$ (92/87,9 SDFLHQ L FX GLVWURILH RXM&EWODU
FDSDFLWDWHD GH GHSODVDUH QX PHUJ SDuL Il U VS
&216,0 0A17 250$7 UHIX]XO VHPQ ULL GH F WUH SDF
FRQVLP PKkQWXOXL LQIRUPDW SULYLQG DGPLQLVWUI
LQFOXGHUH H[FOXGHUH GL RSULUH D WUDWDPHQWXO
SHULRGLF OD HYD®WX ULQ@BILQWBIQED YWGEHSHUHD WUDWD

CRITERII DE OPRIRE A TRATAMENTULUI

SDFLHQW QHFRPSOLDQW OD HYDOX ULOH SHULRGLFH
([SHUWL] vQ OXQL

&DSDFLWDWH YLWDO IRU DW VD kKiar¥ @ mémBélorG H .
superioare BrookeBUP ULUHD SDFLHQ LORU VH YD IDFH vQ FRC



HXURSHQH GH vQJULMLUH 3DFLHQ LL WUHEXLH V YLC
PRQLWRUL]DUH vQ &HQWUHOH GH ([SHUWL] vQ OXQL

X 5HQ X Q pBdi¢htulDi;

X IQWUHUXSHUH GLQ FDX]D UHDF LLORU DGYHUVH
BWLOL]DUHD FRQFRPLWHQW D DPLQRJOLFR]JLGHORU DGPLQC
HVWH QHFHVDU WUDWDPHQWXO LQWUDYHQRYV FX DPLQRJOL
TratamenX O VH SRDWH UHOXD OD ]JLOH GXS DGPLQLVWUDUHD

9 '2=( U, 02''( $'0,1,675%$5(

$WDOXUHQ WUHEXLH DGPLQLVWUDW SH FDOH RUDO vQ

3ULPD GR] WUHEXLH OXDW GLPLQHD D D GRXD OD
recRPDQGDWH GLQWUH GR]H VXQW GH RUH VQWUH GR]D Gt
GR]D GH SUKQ] GL FHD GH VHDU 4L GH RUH VQWUH GR]D C

3DFLHQ LL SHGLDWULFL FX JUHXWBRMHRUFRUSREPDQ& U
DGPLQLVWUDUH D GRJHORU DIHUHQWH LQWHUYDOXOXL GH .

'R]D UHFRPDQGDW HVWH GH PJ NJ JUHXWDWH FRUSR
FRUSRUDO OD SUkQ] 4L GH PJ NJ JUHXWsitebzert6talS R UD O
JLOQLFH GH ___PJ NJ JUHXWDWH FRUSRUDO

SWDOXUHQ HVWH GLVSRQLELO VXE IRUP GH SOLFXUL D

IQ WDEHOXO GH PDL MRV VXQW LQIRUPD LLOH SULYLQC
din plic care trebuieXWLOL]DW XWLOL]DWH SHQWUX RE LQHUHD
LOQWHUYDOXO GH JUHXWDWH FRUSRUDO

Interval de[lXP U GH SOLFXUL
greutate 'LPLQHD D 3UkQ] Seara
FRUSRUPlicuri delPlicuri  |Plicuri  [Plicuri de|Plicuri  |Plicuri de[Plicuri de|Plicuri de|Plicuri de
(kg) 125mg |de 250de 10001125mg |de 2501000 mg [125mg [250 mg [1000 mg
mg mg 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
87 193 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:

$WDOXUHQ WUHEXLH DGPLQLVWUDW SH FDOH RUDO GX
RE LQH R VXVSH QVEKL@QWDX vQRODQOQ GMHH GQWHFXKHWROH WUHEXL
PRPHQWXO SUHJ WLULL GR]JHL 1QW UM IDXFH ¥ R/®! .M V¥ XG EE A LS
GH OLFKLG DS ODSWH VXF GH 1UXFWsblid §aDriXsae>os d@L QJ X |

2



PHUH 'R]D SUHJ WLW WUHEXLH RPRJHQL]DW ELQH vQDLQ
de aliment semsolid poate icHVFXW GXS SUHIHULQ D SDFLHQWXOXL
vQ VQWUHJILPH

9, 021,725,=%$5($ 3%$&,(1 ,/25 11 &%$'58/ 352*5%$08/8, '(

TRATAMENT CU ATALUREN

/ID LOFOXGHUHD vOQ 3URJUDPXO GH WUDWDPHQW FX DWDOXL
RezultatulDQDOL]J]HL JHQHWLFH FDUH FRQILUP PXWD LD QR
&UHDWLQLQD VHULF XUHH VHULF 4L PRQLWRUL]DUHD
&ROHVWHUROXO WRWDO /'/ +'/ 0L WULJOLFHULGHOH

(YDOXDUH FOLQLF FRQIRUP )LUHL GH HYDOXDUH FOLQL

X
X
X
X

Monitorizarea pacientului pe parcursul tratamentului cu ataluren:
- Lunaa3D O0L-D DOH ILHF UXL DQ GH OD LGH IFHWHB WHGMF
curant/medicul din ambulatoriul de specialitate;
- Llunaa6D UL - DOH ILHF UXIQID QH®&H O W U v\Q-iMBRIIQ W X O X L
&HQWUHOH GH ([SHUWL] GH %ROL 5DUH vQ GRPHQLXO

(YDOXDUHD vQ FDGUXO PRQLWRUL] ULL YD FXSULQGH
- (YDOXDUH FOLQLF FRQIRUP ILOUHL FOLQLFH dbBwPRQLWI
XS DQHI[D OD ILHFDUH OXQL FRQIRUP VWDQGDUGX
- lainterval de 6 luni:
o FUHDWLQLQD VHULF XUHH VHULF 0L PRQLWRUL]DI
o WHQVLXQHD DUWHULDO VLVWROLF UL GLVWROLF
care primesc aturen concomitent cu corticosteroizi;
o 6SLURPHWULH GXS YkUVWD GH DQL vQ@ulXQF L
determinaregapacit LuditalH IRU DWH )9&
- lainterval de 12 luni: colesterolul total, LDL; HDL,; trigliceride.

VII. PRESCRIPTORI:
OHGLFL GLQ VSHFLDOLWDWHD QHXURORJLH SHGLDWULF O
FRQWUROXO WHUDSHXWLF DO GLVWURILHL PXVFXODUH '"XFK

1. ' RVDUXO SDFLHQWXOXL HVWH UHDOL]DW GH ILH&EDUH P
VPSUHXQ FX SDFLHQWXO vQ &HQWUHOH GH ([SHUWL] S
SBHGLDWULF 1HXURORJLH FX H[SHUL H®@sculavepentBulR P H Q L X
FRQILUPDUHD GLDJQRVWLFXOXL GH FHUWLWXGLQH 6
(anexa 1).

2. 5SHFRPDQGDUHD SHQWUX LQL LHUHD WUDWDPHQWXOXL
([SHUWL] SHQWUX %ROL 5DUH vQ GRPHQLXO 1HXURORJ
vQ GRPHQLXO -PROEGRRDUHH XGRS HYDOXDUHIR@csSMiaLHQW:
uL GXS FRQILUPDUHD GLDJQRVWLFXOXL 6H PHQ LRQH
WUDWDPHQWXO FDUH QX YD IL PDL PDUH GH OXQL FX

3. (OLEHUDUHD PHGLFDPHQWXOXL VH IDFH v@WHNMEBLGS H.}
PHGLFDO HOHFWURQLF HOLEHUDW /81%$5 GH F WUH
IHXURORJL SHQWUX SDFLHQ LL FX YKkUVWD PDL PDUH C

4. 2 GDW OD OXQL VH IDFH HYDOXDUHD vQ FHQWUXO
HXURSHQH GH tan€addU afMdaké'ht medficul curant/din ambulatoriul de
VSHFLDOLWDWH YD WULPLWH Ra,Fd3®Cth abDa; -C¥rir@d deULL G
([SHUWL] WUDQVPLWH PHGLFXOXL FXUDQW GLQ DPEXO
continuare a tratamentului HHQ W U X OXQL VDX UHFRPDQGDUHI
tratamentului.



0(1 ,81(- medicul curant/din ambulatoriul de specialitate, neurolog pediatru/neurolog va
PRQLWRUL]D SDFLHQWXO uL YD S VWUD OHJ WXUD FX IDPL
pierdereaDPEXOD LHL- WOR®LGHMDX XQ HYHQLPHQW DGYHUV PDM|
PHGLFD WH YHGHD FULWHULLOH GH H[FQOX<etnald agedtXucuH R S L
&HQWUXOXL GH ([SHUWL] 4L YD WULPLWMORDFILO WX G 15 HX
pacientulu- YD DQXQ D LPHGLDW &HQWUXO GH ([SHUWL]
&HQWUH GH ([SHUWL] SHQWUX %ROL 5DUH vQ GRPHQLXO 1t
X 6SLWDOXO &OLQLF GH 3VLKLDWULH -38H¥ LDU &30QL2ZE L
Neurologie3BHGLDWULF
X 6SLWDOXO &OLQLF GH &RSLL -"BHPR LPRERLRL PoXE M UHH
SHGLDWULF
X 6SLWDOXO 8QLYHUVLWD&OGAK BRI HG X WARORIWLHIVEIH QW U X
YKkUVWD DGXOW

'RVDUXO GH LQL LHUH BRW UODMADIPHRY WROXHOB GRFXPHQWH
x GDWHOH GH LGHQWLILFDUH FRSLL GXS FHUWLILFDW G
x UHIHUDW GH MXVWLILFDUH SDUDIDW uL VHPQDW G
SHGLDWUX QHXURORJ 5HIHUDWHOK G K DMWXOVWHI ISAVDRLU KU
6 Q WDWH DVWIHO VQFkW WR L EROQDYLL V ILH OXD L

x Formularul de verificare a criteriilor de tratament cu Ataluren;

X &RQVLP PkQWXO LQIRUPDW DO S ULQWHOXL WXWRUH
GDF DUH YkUYVWADexa#Ha/prérentulubp@otocol);

X bilet de externare ditXQ &HQWUX GH ([SHUWL] GH 1HXURORJL
FDUH V DWHVWH GLDJQRVWLFXO GH 'LVWURILH PXVEXC

X buletin de testare geneticFDUH V DWHVWH GLDIJQRVWLFXO GH Gl
FX PXWD LH JHQHWLF QRQVHQV VHPQDW 0L SDUDIDW (

Xx HYDOXDUHD FDSDFLW LL GH GHSODVDUH D SDFLHQWX
3URJUDP XaDDWD - &rfex@ 1 a prezentului protocol);

X greutatea pacientului;

X colesterolul total, LDL, HDL, trigliceride;

x FUHDWLQLQD VHULF XUHH VHULF dJ4L FLVWDWLQD &

X WHQVLXQHD DUWHULDO VLVWROLF UL GLDVWROLF v
corticosterai.

Anexa Nr. 1

&HQWUXO GH ([SHUWL] SHQWUX %ROL 5DUH vQ GRPHQLXO 1

)LUD FOLQLF GH HYDOXDUH LQL LDO vQ Y H érhpatRniulQi EWODSBHi L |
PXVFXODU SURJUHVLY WLS 'XFKHQQH %HFN}

Nume

Prenume

'DWD QDUWHULL
(ZZ/LLIAAAA)

'DWD HYDOX ULL
(ZZ/LLIAAAA)

Diagnostic L]'LVWURILH PXVFXODU 'XFKHQQH '0'
L]'LVWURILH PXVFXODU %HFNHU '0%
L]'LVWURILH PXVFXODU IRUP LQWHUPHGL

4




| | Necunoscut/altele (detaliere)*)

Adresa

Telefon, email

Nume, prenume mama

Nume, prenume tata

JUD L QXPH SUHOQXPH

6 XURUL QXPH SUHOQXH

Arbore genealogic

IAntecedenteheredocolaterale de || Pozitive (detaliere)
ERDO PXVFXODU | | Negative

Antecedente personale fiziologice

DPM (mers independent, dezvoltare | | OHUV LQGHSHQGHQW DFKL]JL LRQDW OD Y
FRIJIQLWLY OLPEDM F[|'HIYROWDUH FRJIQLWNY | ¥QRIPHD]GI QW
[|/LPEDM UHFHSWILNVQASOhtd] HQ W

| /LPEDM H[SUHVLY|NQ |8ndthpH QW

| &RPSRUWDPHQW_|\WQ| SAddtimal Q W

9kUVWD OD GLDJQRVW

_QVWLW X _{oBt d¥agnGskicad

FRSLO FX KLSHUFUHDWLQNLQD]JHPLH FRQILUPDW JHQHWLF FX
HYROX LHL FOLQLFH vQ DFHVW PRPHQW

,6725,& 0, ,1)250% ,, &/,1,&( 1(&(6$5(
- PRWLYXO SUH]JHQW ULL OD PHGLF

- elementele ddebut pot fi:

Caracteristici clinice

DA NU

Deficit muscular

+LSHUWURILH PXVFXODU

OHUV SH YkUIXUL

Mialgii/crampe

Mioglobinurie

'LVIXQF LL FRIQLWLYH

IQWKUJLHUH vQ '30

CK crescute, asimptomatic

&RPSOLFD LL OD DQHVWH]LH

Diagnosticprenatal

- statusul tratamentului cortizonic:

|l _ GD SULPHUOWH WUDWDPHQW vQ SUHIHQW GHWDOLHUH ¢
L_ QX vQ SUHJHQW GDU D SULPLW WUDWDPHQW FRUWL]RQ

| QLFLRGDW
|_| necunoscut
-afectareFDUGLDF

|l __GD I'U DOWH GHWDOLL GH OD YkUVWD GH
| _ DULWPLH VDX EORFXUL GH FRQGXFHUH GH OD YkUVWD
| _  FDUGLRPLRSDWLH GH OD YKUVWD GH

|l nu

|| necunoscut

- YHQWio®DQLYHD LY

| | da, tot timpul

|| da, parte din timp

LI nu

-YHQWLOD LH LQYD]LY
| | da, tot timpul

|| da, parte din timp

LI nu

-SULPHUWH PHGLFD LH FDUGLDF

5



|l _  GD GHWDOLHUH OD VIKUULWXO GRFXPHQWXOXL
LI nu

|| necunoscut

- chirurgia scoliozei

|l _  GD OD YkUVWD GH

LI nu

|| necunoscut

-DOWH SUREOHPH PHGLFDOH IUDFWXUL GLDEHW FDWDUL
|| da (detaliere)

LI nu

|| necunoscut

-IXQFPRWRULH FHD PDL EXQ vQ SUH]HQW

| SRDWH PHUJH LQGHSHQGHQW vQ SUH]JHQW

L _ QX SRDWH PHUJH I U VXSRUW DMXWRU
-IRORVHUWH IRWROLX UXODQW vQ SUH]JHQW

LI nu

|l _ R SDUWH GLQ WLPS GH OD YkUVWD GH

| | tot timpul (deD YkUVWD GH

-HVWH LQFO X V-umGtuSiwdhiiel QW vQW U

|l GD vQ SUHIHQW QXPHOH PHGLFDPHQWXOXL

| QX GDU D IRVW LQFOXV 4L D SULPLW WUDWDPPHQW vQ V
L _ QLFLRGDW

|| necunoscut

'$7( &/,1,&( U, (;$0(1 &/,1,& *(1(5$/

Caracteristici clinice Valoare

Greutate (kg)

1IQ O LPH FP

Perimetru cranian (cm)

7$ VLVWROLF 0L GLDVWROLF vQ V
care primescorticoterapie

I (9$/8$5( )81& ,21%/

8PHUL uL PHPEUHSvalaBrobkfRD U H DA |NU

3OHFKkQG GH OD SRVWXUD GH RUWRVWDWLVP FX EUD H
EUD HORU vQ IRUP GH FHUF FD V VH DWLQJ GHDVXSU
2. 3RDWH ULGLFD EUD HOH GHDVXSUD FDSXOXL GRDU FX

1X SRDWH ULGLFD PkLQLOH GHDVXSUD FDSXOXL GDU ¢{
IRORVLQG DPEHOH PkLQL GDF HVWH QHFHVDU
SRDWH GXFEGDPHXQLGDU QX SRDWH GXFH OD JXU XQ S

1X SRDWH ULGLFD PKkLQLOH OD QLYHOXO JXULL GDBIU O
ULGLFD GH SH PDV
1X SRDWH GXFH PkLQLOH OD JXWFRIIXQLFIXQK ORQDFROMV]

UROGXUL 4L PHPEScHalvVgné$ULRDUH

OHUJH gL XUF VF ULOH I U DMXWRU

OHUJH 0L XUF VF ULOH FX DMXWRUXO EUD HORU

OHUJH 0L XUF VF ULOH VQFHW FX DMXWRUXO EUD HOHR
8UF SDWUX WUHSWH vQ PDL PXOW GH VHFXQGH

OHUJH I U DMXWRU UL VH SRDWH ULGLFD GH SH VFDX(

OHUJH I U DMXWRU GDU QX VH SRDWH ULGLFD GH SH
6. Merge doar cu ajutor

(VWH LPRELOL]DW vQ VFDXQXO FX URWLOH
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8. Este imobilizata pat |

. (9$/8$5( )81& ,21%/

ODQHYU XQLWDWH GH P VXU

Rezultat

6H ULGLF GLQ GHFXELW GRUVDO OD YHUWLFDO VHEFXQ(

$OHDUJ PHWUL VHFXQGH

BUF WUHSWH FX DMXWRUXO EDOXVWUDGHL VDX QX

Testul de mers timp de 6 minute (metri)

6FDOD GH HYDOXDUH D IXQF LHL PRWRULL 1RUW((AnEX4 B U

6FDOD SHQWUX 3HUIRUPDQ D OHPEUXOXABXSHNULRU SHQ

DFHDVW VFDO YD IL DGDSWDW vQ IXQF LH GH YkU\
***) sevaefectuanumail8DFLHQ LL QRQDPEXODWRUL

EXAMEN PSIHOLOGIC

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

7XOEXUDUH JOREDO MQGH]SRMEUWOUWDWH LQWHOHFWXD

7XOEXU UL GH YRUELUH '$ 18

7XOEXUDUH GH vQY DUH

7XOEXU UL GH FRPSRUWDPHQW '$ 18

Tulburare din spectrul autist (DA/NU)

7XOEXUDUH GHSUHVLY '$ 18

VH YD PHQ LRQD WLSXO WHVWXOXL HIHFWXDW

78/%85 5, '( 6201 '$ 18 GHWDOLHUH GDF U VSXQVXO HVWH

ANALIZE UZUALE

Analiza Valoare Analiza Valoare
CK Cistatina C
GOT Colesterol total
GPT LDL colesterol
8UHH VHULF HDL colesterol
&UHDWLQLQ VHULF Trigliceride

TESTE GENETICE

- ca prim test diagnostic:||DA; || NU
ca al doilea tesdiagnostic: || DA; | | NU
- FH PHWR®GsItV

%,236,( 086&8/%5

- FD SULP WHVW GLDJQRVWLF |DMQIDNQWHD WHVW ULL JHQ

ca al doilea test diagnosticlG XS WHVWDUHB,; PHNQHW L F

- GDWD ELRSVLH La aféctustW D OD FDUH V
nu sa efectuat

5(=8/7%$7 %,236,( 086&8/3GD Fa eféctuat)
- imunohistochimie
- testargprin metoda Imunnoblot (western blot)

- FDOQWLWDWH GH GLVWURAéfextualQRUPDO VF [ XW QX V
- GDF DYHP XQ UDSRUW vQ SHQWUX FDQWLWDWHD GH C

7

UH]XOWDWXO DQDOL]J]HL JHQHWLFH FDUH FRQILUP PXWI

PXUFKLXODXHQIGIHWXDW GHOWRLG ELFHSV FYDGULFHSV




- XWURILQD SUH]JHQW DEVHQW PRGLILFDW FDQWLWDW]

(9%/8%5( &%$5',%&
- EKG:
|_| normal

| 'DWD HIHFWX ULL

-HFRJUDILH FDUGLDF

|l QRUPDO

| DQRUPDO

| IUDF LD GH HMHF LH D 96 YDORDUH
| _ 'DWD HIHFWX ULL

(9$/8$5( )81& ,21%$/ 5(63,5$725,(
-6SLURPHWULHGEB XD (MKYYGWOQF LH GH LQWHOHFW UL FRRS
| FDSDFLWDWH YLWDO

|  YROXP H[SLUDWRU IRU DW « «

| 'DWD HIHFWX ULL

EVALUARE RUDE

-)5%$7( )5%$ , GDF HVWH FD]XO
|l _ &OLQLF

|| CK

L *HQHWLF

- 625 6825, GDF HVWH FD]XO
| _ &OLQLF

LI CK

| _ *HQHWLF

- MAMA
| _ &OLQLF
|l CK

L_ *HQHWLF

TRATAMENT CORTICOTERAPIC
- 7LS FRUWLFRWHUDSLH GR]D GH FkQG SULPHUWH WUDW
- 5HDF LL DGY.HUVH

ALTE TRATAMENTE
- OHGLFDPHQWH LQFOXVLY VXSOLPHQWH YLWDPLQD '
tratament: ...

$ IRVW FRPSOHWDW FRQVLP PKkQWXO GH OD S ULQ L daL V
SHIJILVWUXO 1D LRQDO
| | DA | | NU

$ IRVW FRPSOHWDW FRQVLP PkQWXO GH OD S ULQ L daL
administrarea de ataluren:
|| DA || NU



6( 5(&20%$1"
ATALUREN - doza:

OHGLF FHQWUX GH H[SHUWL]

6HPQ WXU SDUDI
'DWD FRPSOHW ULL )LUHL

Anexa Nr. 2

&HQWUXO GH ([SHUWL]

)LUD FOLQLF

GH LQL LHUH

SHQWHXURRRILFD IHGLE 8 B PH QILEKOU |

GH PRQLWRUL]DUH D SDFLHQWXOXL FX

'XFKHQQH %HFNHU vQ WUDWDPHQW FX $WDOXUHQ

Tip evaluare

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

&HQWUXO GH H[SHUWL]

> @

OXQL > @

Nume

Prenume

"DWD QDUWHULL
(ZZILLIAAAA)

"DWD HYDOX ULL
(ZZILLIAAAA)

Diagnostic clinic

] LVWURILH PXVFXODU 'XFKHQQH
[ ]' LVWURILH PXVFXODU %HFNHU
] LVWURILH PXVFXODU IRUP LQW

| | Necunoscut/altele (detaliere)*)

Adresa

Telefon, email

Nume, prenume mama

Nume, prenume tata

9kUVWD OD GLDJQRVWLF

'DWD LQL LHULL WUDWDPHQWX

FRSLO FX KLSHUFUHDWLQNLQD]JHPLH FRQILUPDW JHQHWLF FX P

HYROX LHL FOLQLFH vQ DFHVW

EXAMEN CLINIC GENERAL
an de tratamerdu Ataluren)

6H FRPSOHWHD]

PRPHQW

Caracteristici clinice

Valoare

Greutate (kg)

iQ O LPH FP

OXQL DQXO WUDMW

OD HYDOX ULOH GH




Perimetru cranian (cm)

7% VLVWROLF

uL GLDVWROLF

concomitent cu corticoterapie

vQ VWDUH GH U

,1)250% ,, &/,1,&( 1(&(64Sd FRPSOHWHD] OD HYDOX ULOH GH
ILHF UXL DQ GH WUDWDPHQW FX $WDOXUHQ

- statusul tratamentului cortizonic:

|l  GD SULPHUWH WUDWDPHQW vQ SUHIHQW GHWDOLHUH ¢
L_ QX vQ SUHIHQW GDV BPREWULRRW LW WQWDEBHF X W
| QLFLRGDW

|| necunoscut

-DIHFWDUH FDUGLDF

|l  GD U DOWH GHWDOLL GH OD YkUVWD GH

|l _ DULWPLH VDX EORFXUL GH FRQGXFHUH GH OD YkUVWD
|  FDUGLRPLRSDWELH..GH OD YKUVWD

LI nu

|_| necunoscut

-YHQWLODQIYH QR Q

| | da, tot timpul

|| da, parte din timp

LI nu

-YHQWLOD LH LQYD]LY

| | da, tot timpul

|| da, parte din timp

LI nu

-SULPHUWH PH®IFD LH FDUG

|l _  GD GHWDOLHUH OD VIKkUULWXO GRFXPHQWXOXL
LI nu

|| necunoscut

- chirurgia scoliozei

|l _ GD OD YkUVWD GH

LI nu

|| necunoscut

-DOWH SUREOHPH PHGLFDOH IUDFWXUL GLDEHW FDWDUTL
|| da (detaliere)

LI nu

|_| necunoscut

-IXQF LD PRWRULH FHD PDL EXQ vQ SUH]JHQW

|l _ SRDWH PHUJH LQGHSHQGHQW vQ SUH]JHQW

[ QX SRDWH PHUJH I U VXSRUW DMXWRU
-IRORVHUWH IRWROLX UXODQW vQ SUH]JHQW

LI nu

| |]opartedintPS GH OD YkUVWD GH

L WRW WLPSXO GH OD YKkUVWD GH

-HVWH LQFO X V-unQtudiwdiiiti QW vQWU

| GD vQ SUH]JHQW QXPHOH PHGLFDPHQWXOXL

L_ QX GDU D IRV AIQF OWWIUWDIMDPHQW vQ WUHFXW QXPHOH
| QLFLRGDW

|| necunoscut
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(9$/8%$5( )81& ,21%/ 6H FRPSOHWHD] OD HYDOX ULOH GH
an de tratament cu Ataluren)

8PHUL oL PHPEUH VXSHULRDUH DA [ NU

3O0HFKkQG GH OD SRVWXUD GH RUWRVWDWLVP FX EUD HO
IRUP GH FHUF FD V VH DWLQJ GHDVXSUD FDSXOXL

SRDWH ULGLFD EUD HOH GHDVXSUD FDSXOXL @&@U FX F

1X SRDWH ULGLFD PkLQLOH GHDVXSUD FDSXOXL GDU SR
DPEHOH PkLQL GDF HVWH QHFHVDU

BRDWH GXFH PkLQLOH OD JXU GDU QX SRDWH GXFH OD
5. Nu poate ridicePkLQLOH OD QLYHOXO JXULL GDU OH SRDW HditR C
GH SH PDV

1X SRDWH GXFH PKLQLOH OD JXU dL QLFL QX OH SRDWH
UROGXUL L PHPEUH LQIHULRDUH

OHUJH 4L XUF YF ULOH I U DMX

OHUJH 4L XUF VF ULOH FX DMXWRUXO EUD HORU

OHUJH 4L XUF VF ULOH vVQFHW FX DMXWRUXO EUD HORU
8UF SDWUX WUHSWH vQ PDL PXOW GH VHFXQGH

OHUJH I U DMXWRU oL VH SRDWH ULGLFD GH SH VFDXQ
OHUJH | UGDMXWRMWH SRDWH ULGLFD GH SH VFDXQ uL QX
6. Merge doar cu ajutor
(VWH LPRELOL]DW vQ VFDXQXO FX URWLOH
8. Este imobilizat la pat

(9$/8%$5( )81& ,21$/ 6H FRPSOHWHD] OD HYDOX ULOH GH OD
detratament cu Ataluren)

ODQHYU XQLWDWH GH P VXU Rezultat
6H ULGLF GLQ GHFXELW GRUVDO OD YHUWLFDO VHFXQGH
$OHDUJ PHWUL VHFXQGH
SUF WUHSWH FX DMXWRUXO EDOXVWUDGHL VDX QX VH
Testul de mers timp de 6 minute (metri)

ScaladeHYDOXDUH D IXQF LHL PRWRULL 1RUWK 6WDU $PEXOL
DFHDVW VFDO YD IL DGDSWDW vQ IXQF LH GH YKUVW

EXAMEN PSIHOLOGIC

QI***) (copii > 5 ani), QD (2- 4 ani) (scor)
7XOEXUDUHGH)REO®W QUL GL]DELOLWDWH LQWHOHFWXDO
7XOEXU UL GH YRUELUH '$ 18
7XOEXUDUH GH vQY DUH
7XOEXU UL GH FRPSRUWDPHQW '$ 18
Tulburare din spectrul autist (DA/NU)
7XOEXUDUH GHSUHVLY '$ 18
VH YD PMQIR@QWHVWXOXL HIHFWXDW QX HVWH QHFHVDU UH

78/%85 5, '( 6201 '$ 18 GHWDOLHUH GD&FH HRWSHOROWHBYL
HYDOX ULOH GH aL OXQL DOH ILHF UXL DQ GH WUDW
ANALIZE UZUALE 6H FRPSOHWHD] OD HYDOX ULOH GH OD a
tratament cu Ataluren)

Analiza Valoare Analiza Valoare
CK Cistatina C
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GOT Colesterol total****)
GPT LDL cholesterol****)
8UHH VHULF HDL cholesterol****)
& UH D WIHQLLF Trigliceride****)

VH YHULILF GRDU OD HYDOXDUHD GH OD ILHFDUH OXQL Gt

(9$/8%5( &%$5',$& 6H FRPSOHWHD] OD HYDOXDUHD GH OD IL
tratamentului cu Ataluren)

- EKG:

|_| normal

|| anormal (detaliere): ........cccceeevveeeeeennn.

[ 'DWD HIHFWX ULL

-HFRJUDILH FDUGLDF

| QRUPDO

|l _ DQRUPDO

|l _ ITUDF LD GH HMHF LH D 96 YDORDUH

|l _ 'DWD HIHFWX ULL
1RW

- HYDOXDUHD FIDFGILOD IVHFDDUH DQL VQDLQWH GH YkUV

- GXS YkKkUVWD GH DQL HYDOXDUHD FDUGLDF R GDW ¢

- HYDOXDUH FDUGLDF OD DSDUL LD VHPQHORU FDUGLDF
VF GHUH vQ JUHXWDWH WXVH apedialisicatdiblog, RenWwiR SQHH
tratament de specialitate
SDFLHQ LL FDUH DX WUDWDPHQW FRUWL]JRQLF QHFHVLW
GDWRULW FUHUWHULL vQ JUHXWDWH 0L DO ULVFXOXL
- HYDOXDUHD FDUGLDF HVWH REOLFEWRNULH. FQOLE®WM R

intraoperator (EKG)

(9$/8$5( )81& ,21%$/ 5(63,5$7256H FRPSOHWHD] OD HYDOXDU
OXQL GH OD LQL LHUHD WUDWDPHQWXOXL FX $WDOXUHQ
-6SLURPHWULH GXS YKUVWD GH DQL vQ IXQF LH GH LQV

| FDSDFLWDWH YLWDO
|  YROXP H[SLUDWRU IRU DW
| 'DWD HIHFWX ULL

TRATAMENT CORTICOTERAPIC
- 7.LS FRUWLFRWHUDSLH GR]D GH.EFkQG.SULPHUWH WUDW
- 5HDF LL DGYHUVH

ALTE TRATAMENTE
- PHGLFDPHQWH LQFOXVLY VXSOLPHQWH YLWDPLQD "'
SULPHUOUWH WUDW.DRHQW.......... v

6( 5(&20%1"

[ ] Continuarea tratamentului cu ATALUREN - doza:

[ ] I QWUHUXSHUHD WUDWDPHQWXOXL FX $7%$/85(1

OHGLF FHQWUX GH H[SHUWL] VHF LH DPEXODWRULXO GH VS
6HPQ WXU SDUDI

'DWD FRPSOHW ULL )LUHL GH PRQLWRUL]DUH
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Evaluarea Ambulatorie North Star

Nume: Data:
Data nasterii: Examinator:
Anexa 3
Activitate 2 1 0 Scor
1. Sta Sta vertical, linistit si Standlinistit, dar cu un anumi{ Nu poate sta linistit sau
simetric, fara compensare | JUDG GH FRPSHQY independent, are nevoia
(cu calcaiele plate si varfuri sau cu picioarele de support (chiar minim)
picioarele in pozitie neutra ) abduse sau cu fundul blocat
pentru minim 3 secunde afara/soldul flectat, etc) pentr
minim 3 secunde
2. Merge Merge cu rudj plantar sau | Mers persistent sau obisnuit | Pierderea mersului
cu picior plat pe varfuri, incapabil sa rulezg independenttpoate
consistent folosi orteze de genunch
gleznapicior sau merge
pe distante scurte cu
asistenta
3. Seridica | Capabil sa se ridice in Cu ajutor din partea coapselqg Incapabil
de pe scaun| picioare, pastrand bratele | impins in scaun/ intoarcere p
pliate. Pozitia de plecare es| burta sau pozitii de start
FX VROGXO VL JH modificate prin largirea bazei
picioarele pe podea/
sprijinite pe o cutie step
4. Sta pe un| Capabil sa stea vertical in | Sta dar fie pentru o clipa sau| Incapabil
picior - mod relaxat (nu fixat) pentry cu trunchiul flectat lateral sau
drept 3 secunde are nevoie de fixare de exp.
prin adductia coapselor salt
truc
5. Sta pe un| Capabil sa stea vertical in | Sta dar fie pentru o clipa sau| Incapabil
picior - mod relaxat (nu fixat) pentry cu trunchiul flectat lateral sau
stang 3 secunde are nevoie de fixare de exp.
prin adductia coapselor sau g
truc
6. Urca pe | Pas in fatatnu are nevoie | Urca lateral/ roteste trunchiul] Incapabil
cutia step + | de suport circumduce soldul sau are
cu dreptul nevoie de sustinere
7. Coboara | Cu fata inainte, coboara Prin lateral, evita coborarea | Incapabil
de pecutia | controland piorul de sau are nevoie de sustinere
step tcu sprijin. Nu are nevoie de
dreptul sustinere
8.Urca pe | Pasinfatatnu are nevoie | Urca lateral/ roteste trunchiul] Incapabil
cutia step + | de suport circumduce soldul sau are
cu stangul nevoie desustinere
9. Coboara | Cu fata inainte, coboara Prin lateral, evita coborarea | Incapabil
de pecutia | controland piciorul de sau are nevoie de sustinere
step xcu sprijin. Nu are nevoie de
stangul sustinere
10. Ridica | In decubit dorsal, qaul Capul este ridicat, dar prin Incapabil
capul trebuie sa fie ridicat pe linie| flexie laterala sau fara flexia
mediana. Barbia se misca | gatului (protractie)
catre piept
11. Se Incepe in decubit dorsat Folosrste doua brate/ se trag( Incapabil
ridica in poate folosi 0 mana/ brat | de picioare sau se intoarce
sezand pentru a sémpinge catre podea
12. Se Nu se evidentiaza manevra| Manifesta cel putin una din | a) ARE NEVOIE de
ridica de pe | Gower componentele manevrei ajutorul extern al
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podea Gower descriestin special se| obiectelot, de exp. scaun
intoarce catre podes/sau perete SAU b) Incapabil
foloseste mana (mainile) pe
picioare
Activitate 2 1 0 Scor
13. Sta pe | Sta clar doar pe calcai¢ Flecteaza soldul si ridicg Incapabil
calcaie cu ambele picioare in | doar antepiciorul
acelasi timp (se accept
sa semiste cativa pasi
pentru pastrarea
echilibrului)
14. Sare | Cu ambele picioare in | Picioarele unul dupa Incapabil
acelasi timp, paraseste altul (evita) sau nu
solul simultan realizeaza complet
desprinderea cu arale
picioare in acelesi timp
15. Sare Desprinde antepiciorul| Capabil sa indoaie Incapabil
pe piciorul | si calcaiul de pe sol genunchiul si sa ridice
derpt calcaiul, fara desprinder
de la podea
16. Sare Desprinde antepiciorul| Capabil sa indoaie Incapabil
pe piciorul | si calcaiul de pe sol genunchiul si sa ridice
stang calcaiul, fara desprinder
de la podea
17.Alearga| Ambele picioare $OHUJIDUH 'X| Merge
(20 m) parasesc solul (fara faz mers rapid
se dublu sprijin in
timpul alergarii)
TOTAL = /34

Timpul RFF (de ridicare de la podea): ,

Timpul de alergare/ mers pe 10m:

Note:

6FDOD SHQWUX 3HUIRUPDQ D OHPEUXOXL 6XSHUL

Nume:

Data testarii: /[ /

Performanta Membrului Superior pentru DMD 2.0 (PUL pt DMD) zFisa de

lucru

Bratul preferat (folosit la toate testarile):

([ WHQVLD FRWXOXL 520

' Drept

‘'UHS W

‘ Stang

6WDQJ
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FROQWUDFWXUD f
Supinatie ROM: Drept: ‘ Complet ‘6

[

‘ ‘g
0] 0]

Stang: ° Complet

(A ‘s
(0] (0]

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

Iltem Descriere 0 1 2 3 4 5 6
A ltem de | Nicio | Poate Poate Poate Poate ridica | Poate ridica | Poate
intrare | functie | folosi ridical | ridica simultan simultan abduce
utilaa | mana sau 2 paharul ambele brate | ambele brate| simultan
mainii | pentru a | maini la | de plastic | (la inaltimea | deasupra ambele
tine gura dar | ce conine | umarului cu | capului doar | brate, intr
pixul sau | nu poate| o greutate| sau fara prin indoirea | un cerc
pentru a | ridica de 200g | compensare)| coatelor commplet,
ridicao | un pahar| la gura adica cotul (scurtand Ccu coatele
moneda | ce folosind 1 | indoit sau in | circumferinta | extinse,
sau contine | sau 2 extensie. miscarii/ pana se
pentrua | o maini. folosind ating
conduce | greutate muschii deasupra
un scaun| de 200g accesori) capului.
rulant la gura.
electric.
Pentru itemul A:  Un scor de 3, 4, 5, 6 la itemul A, incepeti cu itemubé& aceasta pagina
Un scor de 1, 2, incepeti cu itemul 7 de pe pagina 2
Nivel inalt: regiunea umarului
Iltem Descriere 0 1 2 Scor
1 Abductia umerilor, Incapabil Poate ridica Poate abduce
Scorul | ambele brate deasupra simultan ambele | simultan ambele
dela | capului bratedeasupra brate, intrun cerc
Itemul ,,Ridicati bratele prin capului doar prin commplet, cu
de lateral deasupra capuldi flexia coatelor ¢u coatele extinse,
intrare | incearca sa mentii coatel compersare) pana se ating
demai | LOQWLQVH’ deasupra capului.
sus
2 Ridica ambele brate la Incapabil Poateridica Ppoate ridica
inaltimea umarului ambele brate la ambele coate la
(coatele la inaltimea inaltimea inaltimea umarului
umarului) umarului, fie una | fara compensare
,,Ridicati bratele la cate una, fie cu
QLYHOXO XPHU coatele indoitedu
compensarg
3 Flexia umarului la Incapabil Capabil,cu Capabil fara
inaltimea umarului compensare compensare
(fara greutati)
,,Intinde mana si atinge
manaPHD’
4 Flexia umarului la Incapabil Capabil saridice| Capabil sa ridice
inaltimea umarului cu o greutatea de 500g greutatea de 500g
greutate de 5009 Cu compensare fara compensare
,,Intindeti mana si atinge
PDQD PHD’
Anexa4

)2508/$5 3(1758 &216,0 0A178/ 3$&,(178/8, &8 ',6752),(

086&8/$5 '(2 087% ,( 1216(16 /$ 1,9(/8/

'8&+(11(

&$8=%7

GENEI DISTROFINEI (hmDMD)
privind tratamentul cu Ataluren (TRANSLARNA)

15




6 XEVHPQDWXO D FX &, %,

copilului ......coooeeiiiiiiii, GONP .o, diagnosticat GLVWURILH PXVFX
'XFKHQQH FBXRDRXWD LH QRQVHQV OD QLYHOXdam @@ QHL G
LQIRUPDW GH F WUH SULYLQG WULIL

Duchenne cu ataluren (TRANSLARNA).

7UDQVODUQD HVWH XQ PHGWBRPH @WWLDWU H WM X QHQV XEAD Q

vQ FRQFHQWUD LL ILHFDUH FRQ LQKQG PJ PJ UL
DWDOXUHQ &HOHODOWH FRPSRQHQWH VXQW SROLGH[WU
( FURVSRYUBRHWKQGFHOXOR] DURP DUWLILFLDO GH

DUWLILFLDOH UL SURSLOHQ JOLFRO GLR[LG GH VLOLFLX FI

7UDQVODUQD VH XWLOL]J]HD] vQ WUDWDPHQWXO PG&IQWDWU RG Ht
XQ GHIHFW JHQHWLF VSHFLILF FDUH DIHFWHD] IXQF LD PX\

7UDQVODUQD VH XWLOL]JHD] SHQWUX WUDWDUHD SDFLHQ L
de a se deplasa.

'LVWURILD PXVFXODU 'XFKHQLQHF HMWIHH QB NW|DAH GBWPHR FRQC
DQRPDOLL D XQHL SURWHLQH GLQ PXUFKL GHQXPLW GLVW
DGHFYDW D PXUFKLORU 7UDQVODUQD DFWLYHD] SURGX
IXQF LRQDUHDNVNRRUHVBXRXUFKLORU $FHVW HIHFW D IRVW C
FOLQLFH FDUH DX VWDW OD ED]D DSURE ULL 7UDQVODUQD
SHQWUX GLVWURILD PXVFXODU 'XFKHQQH FDX]DWei.GH R PX

&D WRDWH PHGLFDPHQWHOH DFHVW PHGLFDPHQW SRDWH ¢
WRDWH SHUVRDQHOH &RSLOXO HVWH SRVLELO V PDQLIHV
DGYHUVH GXS FH LD 7UDQVODUQD

SHDF LL DFRED'WWMNMHUHFYHQWH SRW DIHFWD PDL PXOW GH

Y Uv wXuL 5HDF LL DGYHUVH IUHFYHQWH SRW DIHFWD PDI
VF ] XW SLHUGHUH vQ JUHXWDWH DPH HOL WHQYLPOIH |
FRQVWLSD LH GLDUHH IODWXOHQ UHJXUJLWD LH GLV
FXWDQDWH GXUHUL GH EUD H VDX SLFLRDUH FKLVW UH
LQYROXQWDU FXORDUH DQRUPDO D XULQHL IHEU RERVHE

SHDF LL DGYHUVH FX IUHFYHQ QHFXQRVFEFXW IUHFYHQ D (
FUHUWHUL DOH FRQFHQWUD LLORU GH OLSLGH GLQ VkKkQJH |

Tratamentul cu ataluren (Translarna) nu es®@ nFDW OD FRSLL FX YkUVWD VXE
IRVW WHVWDW OD DFHVW JUXS GH SDFLHQ L

7TUDWDPHQWXO FX DWDOXUHQ 7UDQVODUQD QX WUHEXLH (
oricare dintre celelalte componente ale acestui medicamentG&@8uF SDFLHQWXO S|
WUDWDPHQW FX DQXPLWH DQWLELRWLFH FXP DU IL JHQW
LOQMHF LH LQWUDYHQRDYV

$WDOXUHQ 7UDQVODUQD SRDWH DIHFWD PRGXO GH DF LX
GXPQHDYRDWXPQKBD¥FRDVWU GDF VXQWH L SDFLHQW VI
QP'0" SULPL-DWVWDBXWHD V SuUuLPL L DOWH PHGLFDPHQWH |
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7UbDQVODUQD FX DQWLELRWLFHOH JHQWDPLFLQ WREUDF
LQMHHFHMWHD SRW DIHFWD IXQF LD UHQDO D FRSLOXOXL

6SXQH L PHGLFXOXL GDF GXPQHDYRDVWU GDF VXQWH L
QP'0" VXQWH L vQ WUDWDPHQW FX RULFDUH GLQWUH XUP W
- DFLFORYLU SUHVFULYV BW@ U@ XX G\H P WDOWP QWX DOFH Q) \@
- DGHIRYLU SUHVFULY SHQWUX WUDWDPHQWXO KHSDWLW
- DWRUYDVWDWLQ SUHVFULV SHQWUX VF GHUHD OLSLGH
- EHQJLOSHQLFLOLQ SUHVFULV SHQWUX LQIHF LL VHYHU
- EXPHWDQLG SUHVFULV SHQW QX UMUWDD WDVPH DMLX@ \HRLXFH
- FDSWRSULO SUHVFULV SHQWUX WUDWDPHQWXO VDX SU
- FLFORVSRULQ SUHVFULV SHQWUX SUHYHQLUHD UHVSL
organ,
- IDPRWLGLQ SU kamehiwV ul&HiRivdubdensV activ, tratamentul bolii de
reflux gastroesofagian
- IXURVHPLG SUHVFULY SHQWUX WUDWDPHQWXO VDX SUF
- PHWRWUH[DW SUHVFULVY SHQWUX SROLDUWULW UHXPD!
- micofenolat mofetii presc¢#° SHQWUX SUHYHQLUHD UHVSLQJHU
transplantului
- ROPHVDUWDQ SUHVFULVY SHQWUX KLSHUWHQVLXQH DUW
- oseltamivir prescris pentru prevenirea gripei
- fenobarbital prescris pentru inducerea somnului, prevenirea convulsiilor
- pLWDYDVWDWLQ SUHVFULVY SHQWUX VF GHUHD OLSLGHC
- SUDYDVWDWLQ SUHVFULVY SHQWUX VF GHUHD OLSLGHO
- ULIDPSLFLQ SUHVFULVY SHQWUX WUDWDPHQWXO WXEHU
- URVXYDVWDWLQ SUHVFULVY SHQWUX VF GHUHD OLSLGH
- VLWDJOLSWLQ SUHVFULV SHQWUX GLDEHW ]DKDUDW Gl
- temVDUWDQ SUHVFULY SHQWUX WUDWDPHQWXO VDX SUF
- YDOVDUWDQ SUHVFULY SHQWUX WUDWDPHQWXO VDX SL

$FHVWH PHGLFDPHQWH QX DX IRVW WHVWDW¢ékcd® DVRF
V. PRQLWRUL]H]H VQGHDSURDSH SDFLHQWXO

6H UHFRPDQG D VH HIHFWXD DQDOL]H DOH VKkQJHOXL
SHULRGLF vQ WLPSXO WUDWDPHQWXOXL 'DF SDFLHQWXO I
WUHEXLH VSHWHWRGLFHIXQF LLOH KHSDWLFH UuL UHQDOH O
OLSLGHORU GLQ VKQJH JU VLPL SUHFXP FROHVWHUROXO
SkQ OD OXQL OHGLFXO YD PRQLWRUL]D WIQQV kX QFHD XD \
care copilul ia un medicament corticosteroid.

SHQWUX R VXSUDYHJKHUH DWHQW D VW ULL GH V Q
HILFLHQ HL uL D SRVLELOHORU UHDF LL DGYHUVH DOH WI
prezenta lubU OD PHGLFXO FXUDQW vQ SULPHOH OXQh uL DS
&HQWUX GH H[SHUWL] 'XFKHQQH uL V UHVSHFW SURWRFR
IRVW SXEOLFDW UL H[SOLFDW PLH GH F WUH. FVMIQGHFRURXL R |
GH V Q WDWH D FRSLOXOXL PHX GDF VXQW S ULQWH WXWEF
VROLFLWDUHD PHGLFXOXL FXUDQW VDX D PHGLFXOXL FRRU

IQ VLWXD LD vQ FDUH vQ WPPHRG WX WEOLFDWLQX DPRIXP
P SUHJHQWD VLVWHPDWLF OD FRQWURDOHOH SHULRGLFF
GLVWURILD PXVFEFXODU 'XFKHQQH -sei$\W hhivehuL gebeiVdisttefiheiR P X W
care miau fost comunicatetGH F WUH PHGLFXO FXUDQW VDX PHGLFXO
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HISHUWL] DFHUWLD DX GUHSWXO GH D H[FOXGH&EBR FHXPXO
HVWH VWLSXODW vQ 35272&2/8/ 7(5%$3(87,& $/ %2/1%$9,/2¢
086&8/$5 '8&+(11( DSUREBWGBSQ@LBORPXQ DO PLQLVWUXOX
SUHOUHGLQWHOXL &DVHL 1D LRQDOH GH $VLJXU UL GH 6 Q W
aL IXQF LRQDUH D &RPLVLHL GH ([SHU L D &DVHL 1D LRQ
implementarea Subprogramului de trBttl QW DO EROQDYLORU FX GLVWURILFE
FDGUXO 3URJUDPXOXL QD LRQDO GH EROL UDUH

IQ FD]XO vQ FDUH HYROX LD FOLQLF HVWH QHIDYRUI
deplasare PHQ LQXW PDL PXOW GH O XQ¢tu nRtdllcEoxdondEot pob Q W
RSWD SHQWUX VQWUHUXSHUHD WUDWDPHQWXOXL FX DWDO

6XQW GH DFRUG V UHVSHFW FRQGURUWLDPXH LIMERRO
7JUDWDPHQW DO 'LVWURILHL OXVFXODUH 'XFKHQQH vQ VYt
ATALUREN (TRANSLARNA).

IQDLQWH GH D vVQFHSH WUDWDPHQWXO P YRL SUH]H
PHGLFXO FXUDQW vQ YHGHUHD LQVWUXFWDMXOXL HIHFWXI
modul de administrare.

Data: Pacient
6HPQ WXUD
3 ULQWH 7XWRUH OHJDO
6HPQ WXUD
Medic curant: OHGLF FRRUGRQDWRU &HQWUX GH ([¢€

6HPQ WXUD 6HPQ WXUD
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DCI NUSINERSENUM

0,1, ,% $)(& ,81,,

$WURILD PXVFXODU VSLQDO $06 HVWH R ERDO QHXURPXVEF
la nivelulgenei SMN1 dircromozomul5g 2 D GRXD JHQ 601 VLWXDW vQ DS
esteUHVSRQVDELO SHQWUX R PLF SDUWH GLQ SURGXF LD GH
GH PDQLIHVW UL FOLQLFH DOH EROLL VHYHULWDWHD DIHF L
DOH JHQHL 601 uL FX YKUVWD PDL PLFIlovQ PRPHQWXO GHEXW

v 1,88 ,, 7(5%$3(87,&(
Nusinersen este indicat pentru tratamentul atrofiei musculare spinale 5q.

., &5,7(5,, '( ,1&/8'(5( 11 75$7$0(178/ 63(&,),&

'HFL]LD GH WUDWDPHQW WUHEXLH V VH ED]H]H SHaRt HYDO X
FX H[SHULHQ vQ WUDWDUHD SDFLHQ LORU FX $06 FX SUL
SDFLHQ L vQ UDSRUW FX ULVFXULOH SRWHQ LDOH DO WUDW|
VH YD UHDOL]D vQ FRQGL DLOGH MWD WDH HFWIDXEQ IO L @ WSHDUFFE X IDRAQ
FRUHFW VLWXD LD IXQF LHL PRWRULL 4L UHVSLUDWRULL

A.3DFLHO L FX $06 7LS ,

a. Obiectivele tratamentului
IPEXQ W LUHD IXQF LHL PRWRULL UL VDX PHQ LQHUHD IXQF
rHVSLUDWRULL FDUH LPSOLF R VPEXQ W LUH IXQF LRQDO
DVLVWDWH SHUPDQHQWH VDX SUHOXQJLUHD WLPSXOXL SkQ
SHUPDQHQWH UL FUHUWHUHD GXUWDWHIU GRYXBUDXILH XLUH

b. &ULWHULL GH LQL LHUH D WUDWDPHQWXOXL
6H FRQVLGHU HOLJLELOL SHQWUX LQL LHUHD WUDWDPHQW
XUP WRDUHOH FULWHULL
- WHVWDUHD JHQHWLF D GHPRQVWUDW R PXWD LH C
FRPSXV D JHQHL T 601
- H[LVWHQ D D FHO SX LQ FRSLL DOH JHQHL 601
- SDFLHQ L FX $06 WLS ,E VDX ,F

SAU:

- vQ VLWXD LD vQ FDUH SDFLHQWXO D DYXW WUDWDPH
LDU GXSD OXQL GH OD VOWQWHXWSHUH WVWHP FIRQND
IXQF LHL PRWRURDEHDWRELDQYWUHUXSHUL RELHFWLY
(SLHUGHUHD FKWH XQXL SXQFW OD ILHFDUH- GLQWU'
VHF LXQAHRDQWUROXO FDSXOXL U VXFLUHpiaodlg HUH PF
PHUV FX H[FHS LD FDWHJRULHL PLUFDUH GH SHC
VHPQLILFDWLY SLHUG day gdzielmul G RatnasSekdibiF \ilH are
criterii de excludere si nu are criteriile de intrerupere 2,3,4) tratamentul poate fi
reintrodts.



B.3DFLHO L FX $06 7LS ,, aL 7LS ,,,
a. Obiectivele tratamentului
$PHOLRUDUHD UHOHYDQW D IXQF LHL PRWRULL oL UHVSLUD
SDFLHQ LORU
b. &ULWHULL GH LQL LHUH D WUDWDPHQWXOXL
6H FRQVLGHU HQRILEHOHDS MQWWOPHQWXOXL FX QXVLQHUV
XUP WRDUHOH FULWHULL
- WHVWDUHD JHQHWLF D GHPRQVWUDW R GHOH LH KR
genei 5g SMN1
- HILVWHQ D D FHO SX LQ FRSLL D JHQHL 601
- SDFLHQ L VLPSWRWPWMWA. BIH DWG®IRDIGR XVFXODU VSLQD
- Scor< SXQFWH OD P VXUDUHD IXQF LHL PRWRULL FX
Functional Motor Scale Expanded (HFMSE)

SAU:

- OD SDFLHQ L FDUH DX SULPLW WODD®BDPLHM WQ RAXJ HIUV
DFHVWXLD LDU OD OXQL GH OD RSULUHD WUDWDPHC
pe scala HFMSH]jar pacientul a ramas eligibil (nu are criterii de excludere si nu are
criteriile de intrerupere 2,3,4)cesta poate fi reintrodus.

1RWseconsider F SDFLHQ LL FX XQ VFRU +)06( DO IXQF LHL PRWR
WUDWDPHQW uL YRU EHQHILFLD GH PRQLWERGHIDpeRruFOLQLF
WUDWDPHQW vQ VLWXD LD vQ FDUH VH FRQVWd®uWscaki VF GHU
HFMSE.

C.3DFLHO L FX $06 SUHVLPSWRPDWLFL

a. Obiectivele tratamentului
5HDOL]DUHD DFKL]L LLORU PRWRULL VXV LQHUHD FDSXOXL
PHUVXOXL LQGHSHQGHQW HYLWDUHD QHFddaV pungitea VSR U
WLPSXOXL SkQ OD DSDUL LD QHFHRDQYHQWHK QHLFUYMQWHOB L
VXSUDYLHFROUM/ ULL YLH LL FRSLOXOXL

b. &ULWHULL GH LQL LHUH D WUDWDPHQWXOXL
6H FRQVLGHU HOLJLELOL SHQWUX LQL LHUHD WUDWDPHQW
XUP WRDUHOH FULWHULL

- WHVWDUHD HARRWWE DWW ® PXWD LH GHOH LH KRPR
FRPSXV D JHQHL T 601
- 1U VLPSWRPH FOLQLFH
- H[LVWHQ Bab3 copiRl&denei SMN2,
1RW SDFLHQ LL FX FRSLL 601 -YROXQWL HLY DMOXDWID @ DOIL HOFO
semnne clinice



V. CRITERII DE EXCLUDERE

A.3DFLHOQ L FX $06 7LS ,

1X VH UHFRPDQG LQL LHUHD WUDWDPHQWXOXL FX QXVLQHUYV
- SDFLHQ LI U FRQILUPDUH JHQHWLF D EROLL $06

SDFLHQ L FX PDL SX LQ GH FRSLL 601

SDFLHQ L FX $06 WLS

SDFLHQ L FDUH QHFHVLW YHQWLOD LHK DV L&MW D'\ QWQ OL

FROQWLQX vQ XOWLPHOH ! ]JLOH VDX WUDKHRVWRPLH F

reversibil),

- VLWXD LL FOLQLFH FDUHPBRW VvVPSUHGL[HP SXX FSIDOF IOHRQ L

YHUWHEUDO VvPSLHGLF DFFHVXO vQ VSD LLOH LQWHUYH

importante,

LVWRULF GH DIHF LXQL FHUHEUDOH VDX PHGXODUH FDUI

lombare sau cCUFLUFXOD LD OLEBRDKEAXGCQORED FHIID/OWHQ D -XQXL X

peritoneal sau ventrictlcDUGLDF QX YD IL FRQVLGHUDW FULWHULX

B.3DFLHO L FX $06 7LS ,, VDX 7LS ,,,
1X VH UHFRPDQG LQL LHUHD W XDW DPRAUNHOHX V LRXX@XIVIL QH UV

- SDFLHQ L FDUH QHFHVLW YHQWLOD LHK DV L& M D/'WM I W.IQO/T
FROQWLQX vQ XOWLPHOH ! ]JLOH VDX WUDKHRVWRPLH F
reversibil),

- VLWXD LL FOLQLFH FDUH BRW VWPSUWH GIfHAP SSOOQ FSDIF LAHRP L (
YHUWHEUDO VvPSLHGLF DFFHVXO vQ VSD LLOH LQWHUYH
importante,

- LVWRULF GH DIHF LXQL FHUHEUDOH VDX PHGXODUH FDUI
lombare sau cUFLUFXOD LD OLEBRNDKEAGCQOROD FHLID/OWRHQ D -XQXL X
peritoneal sau ventrictlcDUGLDF QX YD IL FRQVLGHUDW FULWHULX

- ERDOD vQ VWDGLL IRDUVRH ¥ D Q U DBYdaiéEd & RYRIRRheficiu
FOLQLF usXgwdmdUuL VWDELOL]D L FX DMXWRUXO WUDWL
IXQF LRQDO PLQLP FDUH QHFHVLW DVLVWHQ SHQWU:
WUDKHRVWRPLH HWF FX DIHFWDUH FOLQLF LWHYHUVL
XQXL EHQHILFLX FOLQLF UHOHYDQW UL QX VH FRQVLGH
tratamentului.

VI. TRATAMENT
a. 'R]JH uL DOJRULWP GH DGPLQLVWUDUH
7TUDWDPHQWXO FX QXVLQHUVHQ WUHEXLH LQL LDW FkW PDL
vl UFDRKHVH R GR] IODFRQ PO VROX LH LQMHFWDELO Q>
8OWHULRU WUHEXLH V VH DGPLQLVWUH]H R GR] GH vQWUH L
I1Q VLWXD LLOH GH IRU PDMRU FDWDVWURDK WXHD WX WDXODH
HI[FHS LRQDOH LQkQG FRQW GH EXQHOH SUDFWLFL PHGLFI
tratamentului:
- VH SRDWH IDFH FX R vVQWKU]JLHUH GH FHO PXOW ]JLOH St
SkQ OD PDJLP GH A @EPL@RXSWUDUH GDWH FDUH '\
)2508/$58/ 3(1758 9(5,),&%5(% 5(63(&7 5,, &5,7(5,,/125 '(



ELIGIBILITATE AFERENTE PROTOCOLULUI TERAPEUTIC  DCI
NUSINERSENUM),

- DGPLQLVWU ULOH VH SRW IDFH PDL GHYUHPH FX PD[LPX

minim10]LOH SHQWUX SHULRDGD-GHPDYL RAHRJ H | V@KWV WD \G B H-
VL L PD[LPXP GH ]JLOH SHULRDG vQWUH DGPLQVW!I
de continuare,

- vQ VLWXD LLOH GH PDL VXV OD XUP aeéerdarul HiDpré&s@ai QL VWU
GH LQMHFWDUH DVWIHO GDF D YHQLW FX GH JLOH vQ!
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

NusinreUVHQ HVWH GHVWLQDW DGPLQLVWU ULL LQWUDWHFDOH
DGPLQLVWUDW GH F WUH SURIHVLRQLUWL vQ GRPHQLXO V Q
lombare.

1XVLQHUVHQ VH DGPLQLVWUHD] FRQIRQW WbZWHNVXE |IWRQYPER
SDUFXUVXO D SkQ OD PLQXWH IRORVLQG XQ DF GH D
DGPLQLVWUDW vQ JRQHOH vQ FDUH SLHOHD SUH]JLQW VHPQF
volumul de lichid cefalorahidian (LCR) echi’OHQW FX YROXPXO GH QXVLQHUVE
FDUH XUPHD] D IL LQMHFWDW V ILH HOLPLQDW vQDLQWH GH

0 VXUL VSHELDOH

- SRDWH IL QHFHVDU VHGDUHD vQ IXQF LH GH VWDUHD FO

- HFRJUDILD VDX DOW WHKQXKPWHPDQLWRONVLGRWDUH SH
DGPLQLVWUDUHD LQWUDWHFDO GH QXVLQHUVHQ vQ VS
SDFLHQ LL FX VEROLR]

- DQDOL]D /&5 OD RULFH DGPLQLVWUDBWU. DQDOL]D ELRFKL

- WUHEXLH XWLOL]D®W OMDHKQHBDWDWHBWL DGPLQLVWUDUI
LQVWUXF LXQLORU GLQ 5H]XPDWXO &DUDFWHULVWLFLORI

IRW3DFLHQ LL WUDWD L FX QXVLQHUVHQ YRU SULPL FRQF
'"HFODUD LHL GH &RQVHQV SHERVUGBGOWEJIBDMLHQOH W FAGHPW
6SLQDO YDFFLQXUL SURILOD[LD LQIHF LLORU FX YLUXV VL
suport respirator la nevoie).

9,, &5,7(5,, '( (9$/8%5( U, 021,725,=$5(

A.3DFLHO L FX $06 7LS ,

SereRPDQG HYDOXDUHD OD LQL LHUHD WUDWDPHQWXOXL uL
DGPLQLVWUDUHD WUDWDPHQWXOXL FX QXVLQHUVHQ 3DFLHQ
follow-up (Anexa 1).

1. Date generale:
- GDWD DstriptorhelarH L
- data diagnosticului,
- statusXO YDFFLQ ULORU FRQIRUP VFKHPHL OLQLVWHUXOXL ¢



- GDWH DQWURSRPHWULFH JUHXWDWH vQ O LPH ,0& FXL
- UHVSLUD LH SDUDGR[DO '$ 18

- VEROLR] '$ 18

- UHWUDF LL PXVFXODINW '$ L ORFDOL]DUH

'DWH GHVSUH vQJULMLULOH GH VXSRUW

- PRGXO GH DOLPHQWD LH RUDO VRQG QDVRJDVWULF JD\
kinetoterapie: DA/NU

fizioterapie respiratorie: DA/NU

utilizare coughassist: DA/NU

- YHQWLOD LH DVLVWDW -inv&zivigvadw driQU D FMVRHF W QURQ@

3. Teste de laborator:
6H UHFRPDQG HIHFWXDUHD ORU OD LQL LHUHD WUDWDPHQW
continuarea tratamentului:
- KHPROHXFRJUDP FRPSOHWH
teste de coagulare: INR, TTPa,
- WHVWH DOH IXQF ASTlbikibB&HWLFH $/7
- WHVWH DOH IXQF LHL UHQDOH FUHDWLQLQD XUHH SURYV
- $67583 96+ SURWHLQD & UHDFWLY

&ULWHULL GH HYDOXDUH D HILFDFLW LL D WUDWDPHQWXO?
D (YDOXDUHD IXQF LHL PXVFXODUH
- criteriile de evaluare conform standardelor pen@ H]YROWDUHD FRSLOXOXL D
ORQGLDOH D 6 Q W LL VXV LQH FDSXO GD QX VW DUGH]L
2)
- QXP UXO GH sS&a@MaMitersmith Infant Neurological Examination (HINE)
6HF L X(@nexa 2)
- QXP UXO GHCHBOQOFWHY +RVSLWDO RI 3KLODGHOSKLD ,QID
Disease (CHORNTEND) (Anexa 2)
E (YDOXDUHD IXQF LHL UHVSLUDWRULL
- QXP UXO GH RUH ]JL vQ FDUH HVWH QHFHVDU VXSRUWXO Y
c. Alte criterii:
- QXP UXO HSLVRDGHORU GHWIRQUHIF LQIBPOHRP UL RD UdWSYLY
- QHFHVLWDWHD LQWHUQ ULORU'SBHQGWUWXWBIRBLLL UHVSLU
- QHFHVLWDWHD LQWHUQ 1XL OR UG 8 HRXW/HWXRDQWH PRWLYH

B.3DFLHQ L FX $06 WLS ,, VDX ,,,

6H UHFRPDQG HYIHU)HDUWD WDIPKHQW XOXL uL OD ILHFDUH O
DGPLQLVWUDUHD WUDWDPHQWXOXL 3DFLHQ LL YRUuWplIL PRQL
(Anexa 1).

1. Date generale:
- GDWD DSDUL LHL VLPSWRPHORU
- data diagnosticului,
- statusXO YDFFLQ ULORU FRQIRUP VFKHPHL OLQLVWHUXOXL ¢
- GDWH DQWURSRPHWULFH JUHXWDWH vQ O LPH ,0& FXL



- VEROLR] '$ 18
- UHWUDF LL PXVFXODUH '$ L ORFDOL]DUH 18

'DWH GHVSUH vQJULMLULOH GH VXSRUW

- moduldeDOLPHQWD LH RUDO VRQG QDVRJDVWULF JDVWUR'
kinetoterapie: DA/NU

fizioterapie respiratorie: DA/NU

utilizare coughassist: DA/NU

- YHQWLOD LH DVLVWDW -L'@ Y8 LKFXLRYDDIFW HL XQUR® QRFW

3. Teste de laborator:
6H UHFRPF®XDHHD ORU OD LQL LHUHD WUDWDPHQWXOXL O
pentru continuarea tratamentului:
- KHPROHXFRJUDP FRPSOHW
teste de coagulare: INR, TTPa
- WHVWH DOH IXQF LHL KHSDWLFH $/7 $67 ELOLUXELQD
- WHVWH DOH IXQF & Hieelprb@bBu@dd FUHDWLQLQ
- $67583 SURWHLQD & UHDFWLY

&ULWHULL GH HYDOXDUH D HILFDFLW LL D WUDWDPHQWXO:
D (YDOXDUHD IXQF LHL PXVFXODUH
mers DA/NU, independent/dispozitive mecanice
- QXP UXO GH RUH SHWUHFXWH vQ VFDXQXO UXODQW
- QXP UXO G Hafeet€) Badllel Hammersmith Infant Neurological Examination
+,1( 6HF LXQHD $QH[D
- QXP UXO GH SXQFWH DIHUHQWH VFDOHL &KLOGUHQEYV +
Neuromuscular Disease (CHORTEND) (Anexa 2)
GLVWDQWD H[SUL P WDestuQdemieeUMinutBsBNValkng Test (6MWT)
(Anexa 2)
- QXP UXO GH SXQFWH RE LQXW OD WHVWXO SHmaivUX 1XQI
/ILPE ORGXOH 58/0 YHUVLXQHD UHYL]XLW $QHI[D
- QXP UXO GH SXQFW HX Q FHURH@DNCHArGREE@IRH At ihse (HFMSE)
(Anexa 2)
E (YDOXDUHD IXQF LHL UHVSLUDWRULL
- QXP UXO GH RUH ]JL VQ FDUH HVWH QHFHVDU VXSRUWXO Y
- VSLURPHWULD ! DQL )9& uL )(9
c. Alte criterii:
- QXP UXO HSLVRDGHORU GH LQIHF LL BBHYE]LORUSUHYBHGWH
- QHFHVLWDWHD LQWHUQ ULOR'$SHGMW BXKW.H) RHFLLL UHVSLU
- QHFHVLWDWHD LQWHUQ I1BLGR G HFRWH X RDDWH PRWLYH

C.3DFLHQ L preésifftématici
6H UHFRPDQG HYDOXDUHD OD fiecarle 4 Hri ldDpriéjul Divite paattuW X O X L
DGPLQLVWUDUHD WUDWDPHQWXOXL FX QXVLQHUVHQ 3DFLHQ
follow-up (Anexa 1)
1. Date generale:

- statusXO YDFFLQ ULORU FRQIRUP VFKHPHL OLQLVWHUXOXL ¢




- dateDQWURSRPHWULFH JUHXWDWH vQ O LPH ,0& FXUEHC
- H[DPHQ FOLQLF JHQHUDO L QHXURORJLF

'DWH GHVSUH vQJULMLULOH GH VXSRUW
- PRGXO GH DOLPHQWD LH RUDO VRQG QDVRJDVWULF JD\
- fizioterapie respiratorie: da/nu
- YHQWL O D: haiNW suLcers¢tiernmvaziv/inanvaziv
- YHQWLOD LH PHFDQLF 'D 1X
1RW GDWH LPSRUWDQW GH PHQ LRQDW vQ HYROX LD SDEF
simptomatic.

3. Teste de laborator:
6H UHFRPDQG HIHFWXDUHD ORD ODX@L 0HOBDI WHFDW B PHUHA
continuarea tratamentului:
- KHPROHXFRJUDP FRPSOHW
teste de coagulare: INR, TTPa
- WHVWH DOH IXQF LHL KHSDWLFH $/7 $67 ELOLUXELQD
- WHVWH DOH IXQF LHL UHQDOH FUHDWLQLQD XUHH SURV
ASTRUP, VSH, proteinaCi@ FWLY

&ULWHULL GH HYDOXDUH D HILFDFLW LL WUDWDPHQWXOXL
D (YDOXDUHD IXQF LHL PXVFXODUH
- FULWHULLOH GH HYDOXDUH FRQIRUP VWDQGDUGHORU SFH
ORQGLDOH D 6 QW LL VXV LQH FDGHO OGN HIX WBW @MUHIE
2);
- QXP UXO GHs&k@aMirersmith Infant Neurological Examination (HINE)
6HF LXQHD2) $QH[D
- QXP UXO GH&EBXQBWHQTV +RVSLWDO RI SKLODGHOSKLD ,C
Disease (CHORPNTEND) (Anexa2)
b.(YDOXDUHD IXQF LHL UHVSLUDWRULL
- suport ventilator: da/nu
- QXP UXO GH RUH ]JL vQ FDUH HVWH QHFHVDU VXSRUWXO Y
c. Alte criterii:
- QXP UXO HSLVRDGHORU GH LQIHF LL DOH F LORU UHVSLU
- QHFHVLWDWH DQ W HUXQ HFL ODIRU HB\HSG. W FWW H LR.U L
- QHFHVLWDWHD LQWHUQ IXL R UG 8 HRXWWHXRDAOQWH PRWLYH

9,,, &5,7(5,, '(1175(583(5( $ 75$7$0(178/8,

A.3DFLHO L FX $06 7LS ,
6H YD OXD vQ FRQVLGHUDUH VQWUHUXSHUHD WUDWDPHQWXO

1) 3IDFLHQWXO SUH]LQW HIHFWH DGYHUVH VHYHUH DVRFLDYV
2) 'DWRULW VW ULL FOLQLFH ULVFXULOH LQGXVH GH DGP
SHULFRO YLD D SDFLHQWXOXL



3) (IHFWHOH DGYHUVH DOH QXV L Q atetaieHmpodudoXdebetorhrddds P L Q L
FDOLW LL YLH LL SDFLHQWXOXL
4) /LSVD FRPSOLDQ HL OD WUDWDPHQW SULQ QHSUH]HQWDU
SURJUDPDWH FX R VQWKU]JLHUH GH PDL PXOW GH JLOH €
multde 30de] LOH VQFHSRQIGGPX@LVWUDUH SHQWUX VLWXD LLC
5 SDFLHQWXO VDX UHSUH]JHQWDQWXO V X OHJDO vQ FD]XO
WUDWDPHQWXOXL Lv L UHWUDJH FRQVLP PKkQWXO
6) IQDLQWH GH DGPLQLVW Ware fdbzaBHOBD GHOXQL GH OD L
WUDWDPHQWXOXL VDX XOWHULRU OD HYDOXDUHD FOLQI
a. DSDUH R VF GHUH D IKXWBW PRXVBRBBDDD +,1( VHF LXQHD
P VXUDW SULQ VFKueRtiatW)L vQ VXSRUWXO
- 6H FRQVLGHU VHPQLILFDWLY R VF GHUH D IXQF LHL |
fiecare dintre criterile motorii din Scala HINE VHF LXQHD FRQWUROX
UVXFLUH UHGHUH PHUV WKkUKW VXV LQRIUHHLQPESUFDRI
GH SHGDODUH OD FDUH VH FRQVLGHU VHPQLILFDWLY
- 6H FRQVLGHU VHPQLILFDWLY R VF GHUH D IXQF LHI
LQVWLWXLUHD YHQWLOD LHL DVLVWDWH SHUPDQHQW
traheost® LH vQ DEVHQ D XQXL HSLVRG DFXW UHYHUVLELC
1RW (YDOXDUHD SH ED]D VFDOHORU PHQ LRQDWH VH YD II
H[SHULHQ vQ XWLOL]DUHD ORU PHGLFL NLQHWRWHUDSHX L

b.nusD VQUHIJLVWUDW QLFL R PRGIQLFDWH DHXG@FQLHFL PRW&UR
FULWHULLORU GH U VSXQV-SWUIFQLRQE DF D U HD DFFHDIOMLLD+VH( YR L

GR]JH GH QXVLQHUVHQ VvQF OXQL GH WUDWDPHQW 'DF
UHPDUF QLFLRUHPEXWFRUXOXL SH 6FDOD +,1( VHF LXQHD S
cu administrarea celei de a-¥ldoze) se va decide oprirea tratamentului.

1RW 'LQ DFHVW PRPHQW SDFLHQWXO YD FRQWLQXD PRQI
vQuU XW ULWUWHFDLMWAMRARH FDUH SRDWH IL FRUHODW FX VQWUHU
oprirea tratamentului se produce pierderea unui punct la fiecare dintre criteriile motorii din Scala
HINE- VHF LXGRODWUROXO FDSXOXL U VXEQUMHHWIWHEGBUHLRPIHUHY N
H[FHS LD FDWHJRULHL PLUFDUH GH SHGDODUH OD FDUH VH
puncte) se va evalua oportunitatea reintroducerii tratamentului.

IQ FD]XO DPHOLRU ULL VH FRQWLQX @OXDWDIPHRUWHPH UdLW
DGPLQLVWU ULL QXVLQHUVHQ OD ILHFDUH OXQL ©6H YD DY
FD]XO vQ FDUH VH vQUHJLVWUHD] GRX VF GHUL FRQVHFXW
DQWHULRDU

B.3IDFLHQ L FX $06TiBlLIS ,, VDX

6H YD OXD vQ FRQVLGHUDUH VQWUHUXSHUHD WUDWDPHQWXO
1) 1X VH SURGXFH R vPEXQ 3WundteJgd sGath HFRMOE & XloLaRi de la
LOVWLWXLUHD WUDWDPHQWXOXL /D SDFLHQ LL FDUH
considerare supl PHQWDU GDF QX DSDUH R FUHUWHUH D GLVW
vQ PLQXWH 0:7 GH ! PHWUL /D SDFLHQ LL FDUH Q
YD OXD vQ FRQVLGHUDUH VXSOLPHQWDU GDF QX DSD



2)

3)

4)

5)
6)
7)
8)

9)

DGUHVDWORHIPEXMSHULRDUH 58/0 7THVW ULOH FX FHOH
face concomitent cu HFMSE.

'XS OXQL GH WUDWDPHQW DGPLQLVWU UL GH OD S
FRQVWDW R GHWHULRUDUH SkQ OD QDYHOWX® YHGBO |
GLVFRQWLQXDUHD WUDWDPHQWXOXL vQ IXQF LH GH L
DGPLQLVWUDUH UL R QRX HYDOXDUH OD OXQL

'XS OXQL GH WUDWDPHQW DGPLQLVWU UL GH OD S
FRQVWDW RSOGUHWHWWLRDODUBH QLYHOXO ED]DO DQWHULR
GLVFRQWLQXDUHD WUDWDPHQWXOXL GXS DOWH GRX D
'XS DQL GH OD LQL LHUHD WUDWDPHQWXOXL QX VH RI
vQ FDUH DSDUH R vQUYXVW VUWXDHPRLIPRDMWMRULL FDUH
GLVFRQWLQX ULL WUDWDPHQWXOXL OD OXQL GH OD F
pe scala HFMSE), se va evalua oportunitatea reintroducerii tratamentului;

IQ FD]XO GHWHULRU ULL \LPISRDWPWIW H ®D FX GV WHL QHHF
YHQWLOD LHL DVLVWDWH SHUPDQHQWH ! KJ]JL YHQWL
UHYHUVLELO VDX WUDKHRVWRPLD | U H[LVWHQ D XQH
SDFLHQWXO SUH]JLQW HIHFWH D srareanisihekséhy HUH DVRFLI
'DWRULW VW ULL FOLQLFH ULVFXULOH LQGXVH GH DGF
SHULFRO YLD D SDFLHQWXOXL

(IHFWHOH DGYHUVH DOH QXVLQHUVHQ VDX DOH DGPLQL
FDOLW LL YLH LL SDFLHQWXOXL

/ILSVD FRPSOLDQ HL OD WUDWDPHQW SULQ QHSUH]HQW
JLOHOH SURJUDPDWH FX R VQWKU]JLHUH GH PDL PXOW C
L PDL PXOW GH GH |JLDHD@®ERSWYW® IFXHD SHIQWUX VL
PDMRU

10)3SDFLHQWXO VDX UHSUH]JHQWDQWXO V X OHJDO vQ FD]X

WUDWDPHQWXOXL L v L UHWUDJH FRQVLP PkQWXO

C.:3DFLHOQ LL FX $06 SUHVLPSWRPDWLFL

1)
2)

3)

4)

5)

SBDFLHQWXO SUH]JLQW HIHFWH DGY HusikeraetYHUH DVRFL
RiIVFXULOH LQGXVH GH DGPLQLVWUDUHD LQWUDWHFDC
pacientului;

(IHFWHOH DGYHUVH DOH QXVLQHUVHQ VDX DOH DGPLQI
FDOLW LL YLH LL SDFLHQWXOXL

/ILSVD FRPSOLDQ HULQDQWBDM|BIRMWDN FBD OD DGPLQLVW
JLOHOH SURJUDPDWH FX R VQWKU]JLHUH GH PDL PXOW C
L PDL PXOW GH GH JLDHDDGREGBYYWE®IRXHD SHQWUX VI
PDMRU

Pacientul sau reprdezQWDQWXO V X OHJDO vQ FD]XO PLQRLI
DGPLQLVWUDUHD WUDWDPHQWXOXL L v L UHWUDJH FR(

IX. PRESCRIPTORI
7TUDWDPHQWXO WUHEXLH LQL LDW QXPDL GH F WUH XQ PH¢
musculare spinale (AMS), dinspe®@ OLW LOH QHXURORJLH SHGLDWULF VD>



$GPLQLVWUDUHD WUDWDPHQWXOXL VH YD UHDOL]D vQ XQL
SURJUDPXOXL vQ FDUH SRW IL DVLIXUDWH FRQGL LLOH GH
multidisciplinare n&é¢ HVDUH UL VSHFLDOL]DWH vQ VQJULMLUHD SDFLHQ
,(QMHFWDUHD LQWUDWHFDO VH YD IDFH GH F WUH SURIHVL]|
HIHFWXDUHD SXQF LLORU ORPEDUH °

ANEXA 1
FISA EVALUARE INITIALA
AMIOTROFIE SPINALA

Data:
Nume:
Prenume:
CNP:

Tip AMS:

1. Date generale:

'DWD DSDUL LHL VLPSWRPHORU
Data diagnosticului:
Diagnostic genetic
- deletie homozigota /mutatie heterozigota compusa gena SMNI



- numar copii SMN2
Status XO YDFFLQ ULORU PRQIIR/WPHVKIOEKKRHE Q W LL

Date antropometrice G= L= IMC=
Temperatura:

FR:

AV: TA:

&XUEHOH GH FUH WHUH :+2
- ascendenta/stationara/descendenta

5HVSLUD LH SDUDGRI[DO
- DA/NU

6FROLR]
- DA/UN
- unghi Cobb:

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

Retractii musculare:

- DA/NU
- Localizare

2. ' DWH GHVSUH vQJULMLULOH GH VXSRUW

ORGXO GH DOLPHQWD LH

- ora
- e}v v ¢}P <3(E]
- P «8E}S}u

Fizioterapie respiratorie:
- DA/NU

Kinetoterapie
- DA/NU
- Nr zile/sapatamana

Dispositive ortotice
- Da/nu
- Descriere



Utilizare cough-assist:
- DA/NU

9HQWLOD LH DVLVWDW
- DA/NU
- cu caracter nofnvaziv/invaziv
- JUEV | v} SUEvV

3. Teste de laborator :
- N & }luv ( sSp & O}E® S|v]esu@EI]U o 0 opv] ] o (] & }
pentru continuarea tratamentului

- KHPROHXFRJUDP FRPSOHW

teste de coagulare: INR, TTPa

- WHVWH DOH IXQF LHL KHSDWLFH $/7 $67 ELOLUXELQD

- WHVWH DOH IXQF LHL UHQDOH FUHDWLQLQD XUHH SURYV
ASTRUP

proteina C reactiva

4. E]S E]] Aou E (] 185 c¢]] S& S u vSuoy]

D (YDOXDUHD IXQFOLHL PXVFXODUH

x @E]8 E]]Jo Aopu E IW(}EU *8v E 0}E % VSEN 1Alos &
D}v ] o ANy g )] ~epe v %o UG  lwul =5 %0 o | Ivpe ~t,Ke

X mers
- DA/NU

- independent/dispozitive mecanice (ortotice)
X vpu Epo }E % SE& pS ve pvpo EpO VS

x numarul de puncte aferente Scaléglammersmith Infant Neurological Examinati¢HINE)
Noce]lpv T
x numarul de puncte aferente scaleiZz]o & v[e ,}*%]3 o }( WZ]Jo o0%Z] [/v(
Neuromuscular Disea3€HORNTEND)
numarul de puncte aferente Scaldammersmith FunctionalMotor ScalExpanded (HFMSE)
numarul de puncte aferente scalei ClasificRgen Versiuea a2 (EK 2)
distanta obtinuta in metri la testul de mer$ Minutes Walking Te¢6MWT)
vuu Epo %ouv § } ,e]vpesS o S eSpo % VSEW (uv-tdpder LomhB $ u u
Module (RULMY A Ee+]pv E Alluls X

X X X X



b. Evaluareal XQFOLHL UHVSLUDWRULL

X VHu Epo JE ] v E 8 v o E *u%}ESpuo A vijo $}EW
X *%]E}u SE_ ~E 0 vVv]*W
- FRVC:
- FEVL
c. Alte criterii:
X VHU EpOo %]} o} CE Jv( ]] o JO}JE E *%]E S}E]] Jv( €]} &
X Vv ]88 JvS GBwVE@®PEV( ce]}l & 188]]& S} EYuv] W Ehl  ~ s }E]
X Vv ]88 ]Jvd Ev EJo}E % VSEM o035 u}S]A ]Jv podJu o i ouv]W Eh

FISA EVALUARE FOLLOW -UP
AMIOTROFIE SPINALA

Data:
Nume
Prenume
CNP:
Tip AMS:

Numar injectare:
Reactii adverse :
-  DA/NU

- Descriere

1. Date generale:

'DWD DSDUL LHL VLPSWRPHORU

Data diagnosticului:

Status XO YDFFLQ ULORU FRQIRUP VFKHPHL OLQLVWHUXOXL 6 Q

Date antropometrice G= L= IMC=
Temperatura:

FR:

AV: TA:



&XUEHOH GH FUH WHUH :+2
- ascendenta/stationara/descendenta

5HVSLUD LH SDUDGRI[DO
- DA/NU

6FROLR]
- DAJ/UN
- unghi Cobb:

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

2. & % E ‘VPE]I]E]o cU% }ESW

ORGXO GH DOLPHQWD LH

- oral
- elv v e}P «3S(E]
- P «SE}S}u

Fizioterapie respiratorie:
- DA/NU

Kinetoterapie
- DA/NU
- Nr zile/sapatamana

Dispositive ortotice
- Da/nu
- Descriere

Utilizare cough-assist:
- DA/NU

9HQWLOD LH DVLVWDW
-  DA/NU
- cu caracter nofinvaziv/invaziv
- JULEV | v} SpEvV



3. Teste de laborator :
- N & }luv ( sSp & 0}& o Jv]le] & SE S u v3popu]U o O opv] -
pentru continuarea tratamentului

Z ulo ul}PE u }lu%o §

- teste de coagulare: INR, TTPa

- § 8 0 (v ] ] Z % S] W >dU ~dU Jo]Ewu ]v

- §¢§ 0 (MW ] ] EVoOW & S]vlvU uE U %E&}S JVLE]
- ASTRUP

- proteina C reactiva

4. E]S E]] Aou E (] 185 c¢]] S& 3 u vSuoy]

D (YDOXDUHD IXQFOLHL PXVFXODUH

x (€E]% E]]o A opu E IWW(JEU 3 v E 0}E % VEEuU I1A}os E
D}v ] o ANy g )] ~epe v %o lvuU 3 7 &) (WMQV - %0 o |
X mers
- DA/NU

- independent/dispozitive mecanice (ortotice)

viuu Epo }JE % SE YS v e pvpo Epo vSs

numarul de puncte aferente Scalélammersmith Infant Neurological ExaminatighlINE)
Noeeluv 10

x numarul de puncte aferente scalei Z]o & Hoppital of Philadelphia Infant Test for
Neuromuscular Disea3€HORNTEND)

numarul de puncte aferente Scaldammersmith FunctionalMotor ScalExpanded (HFMSE)

numarul de puncte aferente scalei Clasificarii Egen Versiuea (&R 2)

distanta obtinutain metri la testul de mers6 Minutes Walking Teg6MWT)

vuu Epo %opuv § } c®]vuS 0 8§ eSUO %o VSEM (MVv-tdpder LomhB S u u
Module (RULMY A Ee+]pv E Alluls X

X X X X

E (YDOXDUHD IXQFOLHL UHVSLUDWRULL

X VHu Epuo }E 11] heces&Esupegul ventilator:
X *%]E}u SE_ ~E & v]-W
- FVC:
- FEV1
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ANEXA 2

Scala dezvoltare motorie pe etape (WHO)

Descriere

Da panain
prezent
(varsta- an,
luna)

Niciodata

Da, dar apierdut-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

Nume:
RM:

Data examinarii:

masa.:

SCALA CHOP INTEND

Ora examinarii:

'‘DWD QDVWHULL

Diagnostic:
Vardiargdata
Timpul de la ultima

6WDUHD GH VDQDWD

%,3%$3 ‘' 6+5 ]L BfarB BIPB\P Ia testare
Punct Pozitie Procedura de testare Raspuns evaluat Scor
Miscarea antigravitationalaa | 4 Partea
1 Decubit Observat pe parcursul umarului (coatele desprinse de Stg. | cea mai
Miscarea dorsal testului suprafata de contact) buna:
spontana Miscare antigravitationala activg 3
(extremitatea Poate elibera membru| (mana si antebratul desprinse d
superioara) sau poate stimula suprafata de contact) Dr.
copilul pentru a obtine|  Miscareaarticulatiei pumnului | 2
raspunsul Miscarea degetelor 1 Stare:
Nici o miscare a membrelor | 0
Miscarea antigravitationalaa | 4 Partea
2 Decubit Observat pe parcursul soldului (picioarele si genunchii Stg. | cea mai
Miscarea dorsal testului desprinsi de suprafata de conta buna:
spontana Miscarea antigravitationala de| 3
(extremitatea Poate elibera membru| adductie a soldului/ rotatie intern
inferioara) sau poate stimula | (genunchii desprinsi deuprafata Dr.
copilul pentru a obtine de contact)
raspunsul Miscare activa a genunchilor cy 2 Stare:
eliminarea gravitatiei
Miscarea gleznelor 1
Nici o miscare a membrelor | 0
Forta de strangere: Mentine strangerea cu mana, c| 4 Partea
3 Decubit puneti degetul in palmg umarul desprins de pat Stg. | cea mai
Strangerea dorsal si ridicati pana cand Mentine strangerea, cu cotul | 3 buna:
Ccu mana umarul se desprinde d desprins de pat (umerii pe
pe suprafata; observat suprafata)
cand copilul slabeste | Mentine strangerea, cu antebratf 2 | Dr.
strangerea. desprins de pe suprafata (cotu




Puteti folosi jucarii cu
diametru asemenator

sustinut pe suprafata)

pentru copiii mai mari.

Mentine strangerea doar fara
tractiune

Nu poate mentine strangerea

Stare:

4 Stimularea vizuala est¢ Revine de la rotatia maxima pe Stg Partea
Capulin Decubit oferita cu ajutorul unei linie mediana. > cea mai
pozitie dorsal, capul | jucarii. Daca capul estq Intoarce capul partial pana la lini Dr. buna:
mediana cu pe linie mentinut pe linie mediana
stimulare mediana mediana timp de 5 | Mentine pozitia mediana pentru Dr >
vizuala * secunde: Pozitionati sec. sau mai mult Stg. | Stare:
capul in rotatie maximg  Mentine pozitia mediana mai
si aplicati $mulul putin de 5 secunde
visual pentru a incurajg Capul cade in lateral, nu incearc
intoarcerea capului pe sa revina pe median.
median.
Mentine genunchii desprinsi de f Partea
5 Decubit Coapsele flectate si suprafata patului > 5 sec sau Stg. | cea mai
Adductorii dorsal, fara adduse. Picioarele | ridica picioarele de pe suprafatg buna:
soldului scutec departate la nivelul | Mentine genunchii desprinsi de
soldurilor, coapsele suprafatgatului intre 15 sec. Dr.
paralele, genunchii usq Nicio incercare de a mentine Stare:
departati. genunchii desprinsi de pe
suprafata
Cand este aplicata tractiunea I Partea
6 Decubit 1. Apucatipartea sfarsitul manevrei, se roteste p La | ceamai
Rotirea: dorsal inferioara a coapsei burta cu redresarea laterala a Stg. | buna:
provocata de (bratele copilului, flectati soldul capului.
la picioare * lateral), si genunchiul si Se rotestéateral pana pe burta
mentineti adduceti peste linia | fara redresarea laterala a capul
partea testat§ mediana, aducand eliberand bratul incarcat de La
deasupra, pelvisul vertical, greutate pentru a finalize Dr.
rotiti dinspre | mentineti tractiunea si rostogolirea.
partea testata|  opriti-va in aceasta Pelvisul, trunchiul si bratul se Stare:
pozitie. ridica de pe suprafata, capul s¢
2. Daca copilul se roteste spre lateral, bratul vine i
rostogoleste, aplicati fata corpulu
tractiune pe diagonalg  Pelvisul, trunchiul si bratul se
la45f VL R&UIL ridica de pe suprafata, capul s
pentru a permite intoarce lateral. Bratul ramane i
copilului sa incerce sa spatele trunchiului
deroteze corpul. Pelvisul este ridicat pasiv de pe
suprafata de sprijin
Se roteste pe burta cu redresar Partea
7 Decubit 1. Tineti copilul de cot, laterala a capului. La | ceamai
Rotirea: dorsal miscatil spre umarul Se roteste lateral pana pe burt Stg. | buna:
provocata de (bratele opus, mentineti fara redresarea laterala a capul
la brate * lateral), tractiunea asupra | trebuie sa elibereze complet bra
mentineti membrului si opritiva incarcat de greutate pentru a
partea testat§  cu umerii vertical, finaliza rostogolirea. La
deasupra, permiteti copilului sa Se roteste spre lateral, piciorul Dr.
rotiti dinspre deroteze. vine in adductie, aducand pelvis
partea testata vertical. Stare:

2. Daca pelvisul ajungg
la vertical, continuati sg

Capul se intoarce spre lateral,

umarul si trunchiul se ridica de p




aplicati tractiune.

suprafata de sprijin.

Capul se intoarce spre lateral;
corpul ramane moale sau umar
se ridica pasiv.

Punct Pozitie Procedura de testare Raspuns evaluat Scor
Ridica mana de pe suprafata ¢ Partea
8 Decubit Prezentati rapid o miscarea antigravitationala a Stg. | cea mai
Flexia lateral, bratul| jucarie la lungimea bratului buna:
umarului si a de sus bratului in dreptul &DSDELO VD IOHFW
cotului si sprijinit pe umarului (se aplica fara miscare antigravitationala &
abductia | corp, extensig stimularea si se obsery bratului. Dr.
orizontala. | umar siflexie| miscarea spontana) | Flexeaza cotul dupa ce bratul ca Stare:
FRW Gt de pe corp.
(fixati bratul Capabil sa ridice bratale pe
de jos daca € corp.
necesar) Nicio incercare
Abduce sau flexeaza umarul la Partea
9 Sezand in | Oferiti stimulul pe linie Stg. | cea mai
Flexia poala sau pe mediana si la nivelul Abduce sau flexeaza umarul la buna:
umarului si a| suprafata, cu| umarului, la lungimea f
cotului sprijin la cap bratului (se aplica Orice flexie sau abducte a
si trunchi stimularea si se obsery umarului Dr.
f miscarea spontana) Flexeaza doar cotul Stare:
reclinatie) Nici o incercare de a ridica bratu
Sezand in ([WLQGH JHQXQF Stg.
10 poala sau la Gadilati suprafata
Extensia marginea | plantara a picioruluisal ([WLQGH JHQXQFKIf
genunchiului| suprafetei, cu| ciupiti usor degetul
sprijin la cap mare Orice extensie vizibila a Dr
si trunchi genunchiului
f Nici 0 extensie vizibila a
reclinatie), genunchiului
coapsele
paralele cu
solul
Tineti copilul Stg.
11 sprij de Strangeti piciorul sau Flexia soldului sau
Flexia corpuldvs cu ciupiti usor degetul | JHQXQFKLXOXL ! f
soldului si picioarele mare
dorsiflexia | libere, cu fata Orice flexie desold sau genunch Dr
piciorului spre exterior.
Sl.JSt'net'. Doar dorsiflexia gleznei
copilul la niv _ i i
abdomen, cu Nicio miscare active a soldului,
capul asezat genunchiului sau gleznei
intre bratul
dvs si torace
Ridica capul vertical din flexie si
12 Sezand cu | Puneti copilul in sezang il intoarce stedr
Controlul sprijin la rotund cu capul drept§  Mentine capul drept >15 sec
capului * umeri si support dat la nivelul (oscilatii cap=scor 2)
trunchiul umerilor (in fata siin | Mentine capul pe median >5 se
drept spate) (putetiamana| FX FDSXO LQFOLQDO

scorul 1 si 4 pana la

flexie sau extensie




finalul testului)

Ridica sau roteste capul activ, d
flexie, de 2 ori in 15 sec (nu luat
in considerare daca miscarea s
face o data cu respiratia)

Niciun raspuns, capul atarna.

Raspunsul la tractiune Flexeaza cotul Stg.
13 Decubit trageti copilul in sezang Contractie vizibiia a bicepsului
Flexia dorsal cu extensia bratelor Ia fara flexia cotului P '
cotului. Eval XQ XQJKL GH — Ty
cu item 14 in punctul in care capu Nici o contractie vizibila Dr
aproape se ridica de p
suprafata
14 Decubit Raspunsul la tractiune Ridica capul de pe pat
Flexia dorsal tineti in pozitie
gatului. mediana articulatia Contractia vizibila a muschiului
Evaluati cu pumnului,la nivel SCM
item 13 proximal, umarul la
f SDQD LQ Nicio contractie musculara
care capul aproape s¢
ridica de pe suprafata
Suspensie Extinde capul in plan orantal
15 ventrala: cu | Stimulati dea lungul sau deasupra
Extensia fata in jos, | coloanei vertebrale, d§¢ Extinde capul partial, dar nu in
capului/ tinut cu o la gat pana la sacru. plan orizontal
gatului mana la Cand axul coronal al Nu face extensia capului
(Landau) nivelul capului e paralel cu
abdomenuluif VXSUDIDWD §
superior (orizontal)
Stg.
16 Suspensie Stimulati Misca pelvisul catre partea
Incurbarea | ventrala: cu paravertebralii stimulata
spinal fata in jos, toracolombari pe
(Galant) tinut cu o dreapta si apoi pe Contractii musculare Dr
mana la stanga sau gadilati paravertebrale vizibile
nivelul abdomenul sau picioru
abdomenului| sau inclinati copilul cu Nici un raspuns
superior includerea reflexului

Galant. Pentru copii de
peste 10 kg genunchii
si capul pot fi atinse.

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

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

Contracturi
6WJ
6WJ
6WJ

dorsal)
6WJ

1 U ‘
1 U ‘
1 U ‘

1 U ‘

JOH[LD JHQXQFKLXOXL

JOH[LD SODQWDU D JOH]QHL
OLVFDUHD GH DGGXBWLH RRNRQOWGRBWIXUD % pAN.
(Notati daca piciorul nu se poate roti si adduce pentru a atinge suprafata in pozitie de decubit

(ORQJDUHD

XPDUXOXL

*HQXQFKLXO VH




6WJ ‘U’ JOH[LD FRWXOXL

6WJ ‘U SRWDWLD JDWXOXL
6wJ * * 'UYOH[LD ODWHUDOD D JDWXOXL
‘* B3ODJLRFHIDOLH ‘ &XUEDWXUD IL[D D FRORDQHL YHUYV

Evaluarea starii comportamentale(Brazelton, TB. Neonatal Behavioral Assessment Scale, 2nd
ed.,1984)

Starea 1 Somn profund

Starea 2 Somn usor

Starea 3 Sonoros sau serradormit

Starea 4 Alert, cu privirea vie

Starea 5 Ochii deschisi, activ

Starea 6 Plans






Nume:

SCALA HAMMERSMITH EXTINSA (HFMSE)

Data nasterii:

Data evaluarii:
Timpul pt compétarea 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 labeMerge cu carje/
cadru/ cadru cu rott Merge cu OGGP/OGR Mergeindependent

ERPHOQWDULX «&&«&KKKL KK KKK LKL KL KKK KL REKLLLKK

LCERCER (O (O R G GO (O (O COR AR GO (O (R CR R (O (O (R R (O (O COR R (A (¢

Test Instructiuni 2 1 0 L S | Comentarii
D =
C S= scor

1. Pozitia a. 3ROL| 3BRDWH | $UH QHY| $UH QHY b. Elementul
sezandape | vQ .H]XW H]XW | | se sprijinepe | se sprijine pe 1 Postura
suport/ de se sprijinipe] R PkQ DPEHOH SUHGRPLQD
scaun. tratament/scaun| PkLQL pentrua L pentrua L coloanei vertebrale

Il U V WH|secundesay PHQ LQH PHQ LQH C.
Poate fi la sprijini pe peste echilibrul echilibrul d O
marginea PKLQL Sk timp de 3 e. )4 @
suportului QXP U OD secunde Nu poate sta f. < -
sau pe ) U VSUL vQ H]IXW g. ~
suport/podea] spate/labele h.
Notati cel picioarelor +/- i. Postura
maibun sprijin) SUHGRPLQD
rezultat picioarelor
2. 3R]JL L| 3ROL VWD| 3BRDWH | 3BRDWH \| 3BRDWH \ i.O O O

HIkQG pe podea/masa| DG SH|pe Cu picioarele k. |4 |4 |4

picioarele de tratament, podea/maa | podea/masa | VQWLQV l. (\ <
vOQWLQV| I U V WH]|detratament de tratament | sprijinindu-se - m

sprijini pe cu cu picioarele | pe ambele n.
Picioarele PkLQL FX| picioarele | drepte P k Lt@np de IQFHUFXLOL
vQWLQV| picioarele G UH S W sprijininduse | 3 secunde SUHGRPLQD
genunchii GUHSWH | sesprijinipe] vVQR/ P kQ coloanei vertebrale
SRW IL || QXP U OD| PkLQL Wtimpde3 Sau nu poate .L FHD D SL
rotulele de 3 secunde Y DG H
VQGUHS] secunde picioarele
sus, gleznele intinse




departate la <
FP vQ)
ele
2 PkQ| 3ROL GXFH 3RDWH | Poateduce | Nu- L SRDO Dr/ Stg
SH FDS | PkQ SH F| GXF R [ PkQD SH| GXFH Pk
SR]JL LH| 1 U V vO0Ll pecap. GRDU GO FDS QLF
H]IkQG JKWXO " &DSXO | IOH[HD] | foloseste
OKLQLOFY trunchiul capul PL F UL
WUHEXL U PkQ FDSXO
DWLQJ stabile trunchiului
deasupra
nivelului
urechilor
'R X 3ROL GXFH Poate pune | Poate pune | Nu poate
PkLQL S| DPEHOH P| ambele PkLQLOH pune ambele
vQ SR]JL| FDS vQ DH PkLQL d cap, dar PkLQL S
HIkQG WLPS I-@L| FDS E U numai prin
OKLQLOK vQGRL JkV nuating flexie a
WUHEXL S U LOH capului sau
DWLQJ laterale. SULQ vQ
deasupra &DSXO | ODWHUD
nivelului trunchiul SULQ PL
urechilor U PkQ de catarare a
stabile PKLQLOR
Sus sau prin
punerea lor
SH UkQG
5. Rotiredin | 7TH SROL U 3RDWH | 3BRDWH \\ 1X SRDW Umerii
decubit SDUWH vQ IDF R R MXP W/  IDF R perpendiculari pe
GRUVDO| GLUHFOLL| MXP WD URWLUH| MXP %D SRGHD 7UX
decubit IQFHDUFR | rotire din SDUWHD| URWLUH ROGXULOH
lateral OL IRORVH decubit VDX vQ H parte corp
PKLQLOH GRUVD(QJ VWkKQJ
DPEHOH
Test Instructiuni 2 1 0 L S | Comentarii
D =
C S=scor
6. Rotire din Seintoarce | 6 H L QW R Nu se poate
decubit 7H SROL U vQ SR]L| SR]JL LH | LQWRDU
YHQWUD SH EXUW | decubit decubit dorsall decubit
decubit VSDWH vQ| dorsal cu folosindu L | dorsal
dorsal spre GLUHFOLL| EUD HO| EUD HOH
dreapta libere spre | ase
dreapta VPSLQJH
7. Rotire din Seintoarce | 6H L QW R Nu se poate
decubit vQ SR]L| decubitdorsal LQWRDU
YHQWUD decubit folosindu L | decubit
decubit dorsal cu EUD HOH dorsal
dorsal spre EUD HO| D VH vP§
VWkQJD libere spre | trage
VWkQJD
8. Rotire din Seintoarce | 6 H L QW R Nu se poate




decubit 7H SROL U vQ SRI]L| SR]JL LH | LQWRDU
GRUVDO| SH VSDWH decubit decubit decubit
decubit vQ DPEHO| ventral cu ventral ventral
ventralspre | GLUHFOLL| EUD HO| impingand/
dreapta libere spre | traganduse
dreapta vQ EUD H
9. Rotire din Se intoarce | 6 H L QW R Nu se poate
decubit vQ SR]L| SR]JL LH | LQWRDU
GRUVDO decubit decubit decubit
decubit ventral cu ventral ventral
ventral spre EUD HO| impingand/
VWKkQJD libere spre | traganduse
VWKQJD| vQ EUD 'k
10. Din 7H SROL v| Se poate Se poate Nu poate sau
SR]JL LH| vQ PRG FH vQWLQG vQWLQG| cade
H1kQG GLQ SR]LQ FXOFDW F GHUH
SR]L LH| .H]KQG " mod LURWLU
VOQWLQV controlat, lateral
prin lateral
sau
folosinduse
de haine
11. 7H SROL V| 3RDWH | OHQ L QH| Nupoate
Sprijinire pe | SH D QW H B sprijine pe SR]L LD
DQWHEU V U PkL D coate, cu HVWH D
SkQ QXP | capul timp de 3
3? ridicat, timp | secunde
de 3
secunde
12. 10L SROL Y 3BRDWH | | L ULGL| Nu poate
Ridicarea FDSXO 0 ridice capul | capul cu
capului din EUDOHOH | vQ GHFY EUD HOH
decubit ODWHUDO| ventral, cu SR]L LR(
ventral QXP U OD| EUD HO| vQDLQW
pe langa de 3 secunde
corp, timp
de 3
secunde
13. 7H SROL V| 3BRDWH | 3BRDWH V| Nupoate
Sprijinire pe | FX EUDOH/{ sprijine pe | sprijine pe
EUD HOH vQWLQVH | EUD HO| EUD HOH
VOQWLQV| QXP U OD| vQWLQM VQWLQV
capul este
ridicat, timp | SR]L LR
de 3 timp de 3
secunde secunde
14. De la 3ROL WUH| Poate, cu 6H vQWR Nupoate
SR]L LD | SR]LOLD v| redresare decubit
VQWLQV| SR]LOLD .| prinlateral | ventral sau
SRJL LD| 1 U V WH F WUH S
H]1kQG UVXFH.W

EXUw "




6WDW 7H SROL D| 3BRDWH | OHQ L QH| Nupoate
patru labe PkLQL .L | patrulabe SR]JL LD
genunchi cu capul sus HVWH D
FDSXO VX|timpde3 timp de 3
VWDL D.D | secunde secunde
QXP U OD
16. 7H SROL G 3RDWH | OL F WR| Nu poate
'HSODVD vQ ID0O v@ GHSODYV cele patru
patru labe labe? SDWUX | membre o
ID-PL F| VLQJXU
toate cele
patru
membre de
GRX VDO
mai multe
ori
Test Instructiuni 2 1 0 L S | Comentarii
D =
C S= scor
17. 10L SROL | IQ GHFX Capuleste | Nu poate
Ridicarea FDSXO .L | dorsal, capul ridicat, dar
capului din XLOL OD G WUHE XY prin flexie
decubit de la picioare cu| ridice pe ODWHUD
dorsal EUDOHOH | linia Il U IOH]
VQFUXFL.] PHGLDQ JkWXOXL
QXP U OD| % UELD| OHQ LQH
GHSODV SR]JL LD
F Widpt. | de 3 secunde
OHQ LQH#
SR]L LD
de 3
secunde
3R]L | 3ROL VWD| 3RDWH | SRDWH V Poate sta
vQ SLFL| picioare picioare picioare cu sprijinindu-se
Ccu sprijin sprijinindu-te cu | sprijinindw- | sprijin minim | SH PkQ
R PkQ Sk(secuo la nivelul DYkQG (Q
QXP U OD| PkQ WL trunchiului L GH VS
de 3 (nu al suplimentar
secunde RO G XOX lanivel
de 3 secunde| genunchiuli/
ROGXO)>
de 3 secunde
Sau nu poate
3R]L | 3ROL VWD| 3RDWH | 6W VvQ 6W vQ
vQ SLFL| SLFLRDUH SLFLRD| SLFLRDU picioare doar
I U VSU| te sprijini de mod mod scurt timp
QLPLF Sk( independent| independent PDL SX
QXP U OD | peste 3 timp de3 3 secunde)
secunde secunde




Sau nu poate

3 LUl 3ROL PHUJ Poate face | Poate face2 | Nu poate
niciun ajutor SHVWH SD L |
sau aparat de I U DM} ajutor
VXVOLQHU
$ U Dl
21. Flexia I0L SROL I 6H RE L| ,QL LD] | Nupoate
R O G X 0O} genunchiul flexia ROGXOX
GUHSW \ dreptlapiept? | FRPSOH L D
decubit R O G X O| genunchiului
dorsal (peste 10%
din rangul de
PL FDUH
disponibil)
22. Flexia IOL SROL [ 6H RE L| ,QL LD] | Nupoate
R O G X O} genunchiul flexia ROGXOX
VWkKQJ v| VWKQJ OD| FRPSOH L D
decubit R O G X O| genunchiului
dorsal (peste 10%
din rangul de
PL FDUH
disponibil)
23. Din 10L SROL | 8WLOL]HK Mentine Nu poate
SR]L LH | genunchiul EUD HO| standul pe un
inalta pe VWkQJ DV| pentru genunchi,
genunchi, VQFkW OD| WUDQ]L| sprijininduse
vQ SR]JL| SLFLRUXO] EUD HO| SH XQ E
stat pe VWHD OLS OLEHUH timpde 10
genunchiul VRO {0Ww v QUi U secunde
drept IRORVL EV\ singur
V U PkL D genunchi
SkQ QXP |timpdel0
107 secunde
24. Din I0L SROL | 8WLOL]HK Mentine Nu poate
SR]L LH | genunchiul EUD HO| standul pe un
inalta pe drept astfel pentru genunchi
JHQXQFI vVQFkW OD| WUDQ]L| sprijininduse
SR]L LD| SLFLRUXO] EUD HO| SH XQ E
stat pe steaOLSLW | OLEHUH timp de 10
genunchiul VRO {00 v Quv U secunde
VWkQJ IRORVL EU singur
V U PkL D genunchi
SkQ QXP |timpdel0
107 secunde
Test Instructiuni 2 1 0 L S | Comentarii
D =
C S= scor
25. Din 7H SROL U| Poate, fara | Poate Nu poate
SR]L LH | picioare din ajutorul transfera
inalta pe DFHDVW EUD HO| greutatea de




genunchi, pornind cu la nivelul
vQ SR]L| SLFLRUXO ambilor
picioare, | U DolwéiH genunchi (cu
pornind cu GH PKLQL' VDX | U
piciorul necesita VSULMLQ(
VWkKQJ GHPRQVW EUD H
26. Din 7H SROL Ul Poate, fara | Poate Nu poate
SR]L LH | picioare din ajutorul VQGHS U
inalta pe DFHDVW EUD HO| greutatea de
JHQ X QF | pornind cu la nivelul
SR]L LD | piciorul drept, ambilor
picioare, I U D WH genunchi (cu
pornind cu GH PkLQL" VDX | U
piciorul necesita VSULML(
drept GHPRQVW EUD H
27. Din 7H SROL Dl 3RDWH | 6H D D] | Nupoate
SR]L LD| SRGHD v D HJH I | SRGHD G
SLFLRDJU controlat? folosi IRORVH
SR]L LD IQFHDUF EUD HO| EUD HOH
HIkQG OL IRORVH I U D V| SU EX H
EUDOHOH | SU EX L
28. Te poti ghemui?| (IHFWXH ,QL LD] | Nupoate
Ghemuire ,PDJLQBID| ghemuirea | ghemuirea LQL LD
WH D.H]L | fara ajutorul | (peste 10%),
scaun foarte jos| bratelor foloseste
| O H[HD| sprijinul pe
ROGXU| EUD H
genunchii la
FHO SX
f
6DOW 3ROL V UL 6DUH vQ| 1X SRDW
ID F F mult, cu ambele| Sare cel 27,5cm, cu | cuambele
picioare,dela | SX LQ ambele picioare
DFHDVW cu ambele | picioare simultan.
SkQ OD picioare simultan
FHDODOW,| simultan
30.Urcarea | 3ROL XUFLO 8UF B8UF-4 Nu poate
treptelor WUHSWH"| trepte trepte, urca? trepte
folosind folosi de o folosind folosind o folosind o
balustrada balustrada EDOXVW EDOXVW| EDOXVW
S LQG | orice modde
alternativ DS L
31. 3ROL FRER &RERDU &RERBIU | Nu poate
&RERUK| WUHSWH?" | trepte trepte, FRERUV
treptelor folosi de o folosind folosind o trepte
folosind balustrada EDOXVW EDOXVW,| folosind o
balustrada S LQG |oricemodde| EDOXVW
alternativ asS L
32.Urcarea | 3R0OL XUFIO 8UF 8UF-4 Nu poate
treptelor WUHSWH"| trepte cu trepte, cu urca 2 trepte
Il U DIRIV QX WH | EUD HO| EUD HOH FX EUD
balustrada de balustrada OLEHUH vQ RULF]| libere




S LQG | GH D S
alternativ
33. 3ROL FRER &RERDU &RERBU | Nu poate
&RERUK| WUHSWH?" | trepte cu trepte, cu FRERUV
treptelor V QX WH | EUD HO| EUD HOH trepte cu
| U D IR| de balustrada OLEHUH vQ RULF| EUD HOH
balustrada S LQG | GH D S
alternativ
SCOR Rezultate Rezultate de | Rezultate de | TOTA
de2= 1= 0= =
166
TESTUL DE MERS 6 MINUTE (6MWT)
Subiect: Data testului (zz/llaa): _ [ |
Evaluator:
Lista de verificare pré¢est: Da Nu Nu se
aplica

Pacientul poarta incaltaminte adecvata?

Pacientul nu poarta nicio orteza deasupra gleznei?

Subiectul sa odihnit timp del®ninute ?

KT a demonstrat mersul?

aipwN e

$VLVWHQWXO

catre KT?

XUPDULWRU™ H|*®

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

Raspunsurile <16 trebuie sa fie da pentru a continua cu

6MWT

Care este locatistului?

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 o0 repetare a testului pentru ca primul test a

nevalid?
DETALII DESPRE CADERE
Nr | Distanta | Timpul Nr | Distanta | Timpul Timpul Timpul
(M) (m:ss) (M) (m:ss) caderii | revenirii
(m:ss) (m:ss)




0 0 0:00 20 500 _ Caderea A| _:
1 25 L 21 525 _ CadereaB | @
2 50 L 22 550 _ Caderea C| _:
3 75 L 23 575 _ Caderea D| _:
4 100 L 24 600 _ Pacientul a
5 125 ol 25 625 _ cazutin “'D
6 150 i 26 650 _ timpul
7 175 27 675 testului?
- B Daca da, va
rog sa
furnizati
detalii in
tabelul de
mai sus.
8 200 L 28 700 _
9 225 o 29 725 _ NOTITE:
10 250 L 30 750 _
11 275 L 31 775 _
12 300 L 32 800 _
13 325 L 33 825 _
14 350 L 34 850 _
15 375 o 35 875 _
16 400 o 36 900 _
17| 425 . IEN| ]
18 450 L
19 475 o

MODELUL REVIZUIT DE EVALUARE A MEMBRELOR SUPERIOARE PENTRU

AMS

(RULM )




Data evaluarii: “‘/‘‘/

Z Z L L A AAA
Bratul preferat: * '"UHSW * 6WDQJ * ¢
Contractura cotdrept: * 'D “1X
Contractura cot stang: * 'D “1X
Salbutamol: * 'D * 1X
Chirurgie spinala: * 'D “ 1X
Partea testata: * '"UHDSWD “6WDQJD

Ora inceperii (HH:MM):

format
24 ore

Numele pacientului:

Numele evaluatorului:

Semnatura evaluatorului:

Comentatii:










DCI BRIVARACETAMUM

,QGLFD LH WHUDSLH DGMXYDQW vQ WUDWDPHQWXO FUL]H

JHQHUDOL]DUH VHFXQGDU OD SDFLHQ LL HSLOHSWLFL DGX!
ani

Criterii de includere in tratament
1. Terapiede asocierev @atamentulepilepsieifocale cu sau | UgeneralizareV HF X QaG D U
D G XD G R O HWF HHBUK YQKGJ dé WaDi
2. Se va lua v Q@onsiderarela SDFL H#&e bl vQ F H ahkebdV G R Xnedicamente
antiepilepticecarenu au controlatcrizelesauauindus U H Daldvérse

Tratament
1. &RQGL LeoQikaidiimate 10 mg,25mg,50mg,100mg
2. DozaWHUDSHXWLF

$GXO L 'R]D UHFRPDQGDW SHQWUX VQFHSHUHD WUDWDPHQW
vQ IXQF LH GH HY D @rkibdJ hebesifatdds teBUuX&iX tconvulsiilor comparativ cu
UHDF LLOH DGYHUVH SRWHQ LDOH 'R]D WUHEXLH DGPLQLV
GLPLQHD D UL XQD VHDUD 1IQ IXQF LH GH U VSXQVXO UL WRC
poate fiaM XVWDW vQ LQWHUYDOXO GH GR]H GH PJ JL SkQ OD

&RSLL FX YKUVWD GH DQL L SHVWH L DGROHVFHQ L FX Jl
GH LQL LHUH UHFRPDQGDW HVWH GH PJ]L %ULYD&DFHWD

PJJL vQ IXQF LH GH HYDOXDUHD QHFHVLW LL FRQWUROX
WUHEXLH DGPLQLVWUDW vQ GRX GR]JH VPS U LWH vQ PRG HJ
VQWUH LQHUH UHFRPDQGDW BWWHVGKQV XD LIQ GIIQY LXGXM OHD O
SRDWH IL DMXVWDW vQ LQWHUYDOXO GH GR]DM HILEDFH FEX¢

&RSLL FX YKUVWD GH DQL L SHVWH L DGROHVFHQ L FX JU
UHFRPDQGDWPHMWMHL GHULYDUDFHWDP SRDWH IL GH DVHPH
PJ NJJ]L vQ IXQF LH GH HYDOXDUHD QHFHVLW LL FRQWUROX
WUHEXLH DGPLQLVWUDW vQ GRX GR]H VPS U LWHoza@ePRG HJ
VOWUH LQHUH UHFRPDQGDW HVWH GH PJ NJ]JL IQ IXQF LH «
SRDWH IL DMXVWDW vQ LQWHUYDOXO GH GR]DM HILFDFH FX¢

8UP WRUXO WDEHO VLQWHWL]HBLLGRAKOHKUMIFRP®I) G D WL C
DGROHVFHQ L

&RSLL +« DQL VL DGR| &RSLL « DQL VL DGRO
Administrat in doua doze impartite Administrat in doua doze impatrtite in
in mod egal mod egal

Interval de dozaj terapeutic 50-200mgzi 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



OHGLFD LDLRMMWXLW vQ GR]H WHUDSHXWLFH GH OD LQL LH
YRU IL DMXVWDWH FRQIRUP FX SDUWLFXODULW LOH LQGLYI
YHUVXV HIHFWHOH DGYHUVH SRWHQ LDOH

1Q F Dinkeii uneia sau maimultor doze VH UHFRPDQG SDFLHQ LORU V LC
vuL DGXF DPLQWH uL V LD GR]D XUP WRDUH OD RUD RELUQXL
VF GHUHD FRQFHQWUD LHL SODVPDWLFH GH EULYDWDFHWDP
DSDUL LD FUL]HORU IDYRUL]DWH GH VOQWUHUXSHUHD WHPSRU

Atentionari si precautii special pentru utilizare

Evenimentele adverseLGHQWLILFDWH vQ VWXGLLOH FOLQLFH vQ IXQ
XUP WRDUHOH

- foartefrecvente(> 10%):vertij, VRPQROHQ

- frecvente (> 1%, < 10%): fatigabilitate, depresie, anxietate, insomnie, iritabilitate,
convulsii, vertij, VF G HapdttDlui alimentar, JUHDY UV WRWQL W LDHIFHL L
respiratoriisuperioaretuse, JU L S

- mai S X fteQuente(> 1/1000,< 1%): neutropenie,L G H ¥ X.IH- Li@Didre SVLKRWLF
agresivitate DJLWD LH

3RSXOD LL VSHFLDOH
- 9k UV \W@3aRi) nusuntnecesareD M X ¥eozéd L
, QV XI L RIIHHp BuntnecesareD M X ¥eVWG R L
, QV X I L KLHHSD Péhtrutoatestadilede LQVXILRHISQ& UFRFRP® GQR]
]LO QPLDF[ L 8e150mg D G P L Q bWiozddiWzate
Sarcina,D O S Wibsuiii @ate suficientecare V documentezefecteleBrivaracetama
| \8auprivind HY R GsXrciniDdeci se va evita administrareaacestuimedicamentpe
duratasarcini U DO SW ULL
Nu suntdatecare V V X V ub €fectasupral HUWLOLW LL

SUHFDX LL VSHFLDOH

SDFLHQ LL WUHEXLH PRQLWRUL]D L vQ VFRSXO LGHQWLIL
comportamentVv XLFLGDU uL WUHEXLH DYXW vQ YHGHUH LQL LHUHD
vVQJULMLWRULORU DFHVWRUD WUHEXLH V OL VH UHFRPDQG
VHPQHORU GH LGHD LH VXLFLGDU 0L FRPSRUWDPHQW VXLFLC
Comprimatele fiimMOWH GH EULYDUDFHWDP FRQ LQ ODFWR] 3DFLHQ
LOQWROHUDQ OD JDODFWR] GHILFLW WRWDO GHDODFWR] VI
QX WUHEXLH V XWLOL]JH]J]H DFHVW PHGLFDPHQW

Comprimatele filmate de brivaracetamRQ LQ R FDQWLWDWH QHJOLMDELO GH
&DSDFLWDWHD GH D FRQGXFH DXWRYHKLFXOH UL GH D IROR
GH]JYROW VRPQROHQ WXOEXU UL GH FRRUGRQDUH VDX DC
$FHUWLD VXQWLWHWDHHNWHHFWLYLW L SkQ OD FRPSHQVDUF

,(QWHUDF LXQL IDUPDFRGLQDPLFH



1X DX H[LVWDW EHQHILFLL REVHUYDWH SHQWUX EULYDUDF
concomitent cu levetiracetam. Nuag constatat probleme suplimentareHd VLJIXUD Q VD)
tolerabilitate.

%ULYDUDFHWDP DUH XQ HIHFW GH D DFFHQWXD HIHFWXO D
DWHQ LHL 4L PHPRULHL 1X VH UHFRPDQG DVRFLHUHD GH EU

,(QWHUDF LXQL IDUPDFRFLQHWLFH

&RQFHOOWUBAQODVPDWLFH GH EULYDUDFHWDP SRW FUHUOUWH OD
SXWHUQLFL DL &<3 & GH H[ IOXFRQD]JRO IOXYR[DPLQ vQ
&<3 & FX UHOHYDQ FOLQLF HVWH FRQVLGHUDW VF JXW
Prescriptorii trebuieV LD vQ FRQVLGHUDUH DMXVWDUHD GR]JHL GH EL
VDX VQFKHLH WUDWDPHQWXO FX ULIDPSLFLQ

,QWHUDF LXQL FX DOWH PHGLFDPHQWH DQWLHSLOHSWLFH 0%
1. Efectelealtor medicamentasuprabrivaracetam
&RQFHQWUD LLOBUSODVPDPWWHH &H UHGXF OD DGPLQLVWUI
SXWHUQLF LQGXFWRDUH HQ]JLPDWLFH FDUEDPD]JHSLQ WHC
ajustarea dozei.
$O L LQGXFWRUL HQ]LPDWLFL -$i)paticun@ériedatur8)pot ded dg X Q WREL
DVHPHQHD H[SXQHUHD VLVWHPLF D EULYDUDFHWDPXOXL
WUHEXLH LQL LDW UL VQFKHLDW FX SUHFDX LH
2. Efectelebrivaracetamasupraaltor medicamente
5LVFXO GH LQWHUDF LXQL FX &<3 $ VHOXWDQWHY PUOIDFHRNB
FUHOWH FRQFHQWUD LLOH SODVPDWLFH DOH PHGLFDPHQWI]
lanzoprazole, omeprazol, diazepam).

Monitorizarea tratamentului /criterii de evaluare a eficacitatii terapeutice
1. Nu H[L\LW G Lgebtrdoténitorizaregparametrilomiologici prin analizede laborator
2. Lamomentulactualnu H [ L \L\Y G Lgebtrumdnitorizareanivelului plasmatic

Criterii pentru intreruperea tratamentului

IQWUHUXSHUHD GHILQLWDY!LDHWFIWXDEHQBUBBPRPDYEDW R
UHGXFHUH FX PJJL V SW PkQDO vQ XOWLPD V SW PkQ G
UHJLGXDO GH PJ]L

Prescriptori

TUDWDPHQWXO YD IL LQVWLWXLW GH PHGLFLL QHXURORJL GF
medicLL GH IDPLOLH vQ ED]D VFULVRULL PHGLFDOH 3DFLHQ L
QHXURORJL Getrdp&slidtO lalfiegdpe)d IQni.



DCI PATISIRANUM

%2%/$ $PLORLGRID PHGLDW GH WUDQVWLUHWLQ DPLORLGR

x Aceastaesteo E R DROX O W L V UvDdkHe&pafela D G Xdih dauzeereditareautosomal
dominant, S U R J U ERelpi¥ne Y L Dv Qericol, FD X JdeW X W 8le [HR G L | génelU L L
transtiretina.

x Patogenezamiloidozei PHG LB W U D Q VWR Q V@ X ¥ &utdsbmadominantev Q
genacare F R G Lttanstiretina(TTR), o S U R WIIRIWU® @nAL27 aminoacizi, SUR G XV
preponderentde hepatocite,cu o 1UD FPILKD L B U R Gde Ylexul coroid Lretina.
Transtiretinaeste o SURWS&QQ V P DWW MFU DtPaRdgdrtbarepentru WLUR[IL Q
vitaminaA.

x Amiloidoza hATTR esteo ERD®UR JUHRUW MY R ODD WHUG multitudine de
simptome, care se poate manifestaprin neuropatie SHU L | HUH. @ | R ULmbDtQrie),
neuropatieD X W R QUs&ucardiomiopatiePolineuropatiaG D W RullBidézei TTR este
o neuropatieG HJH Q HD [R/QipMgreV L YO k U daldébuta simptomatologieiY DU L D |
vQwdoud lanouaGHF®GLH LL

X 6 S HU@eQ Dstede obicei v Q \8/ U1b ani de la debutulsimptomelor,v Q@ X Q FdeL H

P XW DTR D ltabloul clinic. 3D F L lduaféctare F D U Gau[3E obicei o V S H Ude Q
YLDmai VFXUwWQimp ce prognosticul este variabil vQ@azul SDFLHQ@ULLORU
polineuropatie.

., ,OGLFD LD

X PATISIRANUM este indicat pentru tratamentul amiloidozei ereditare P H G L BeNV
WUDQVWDLFRHWLHATRR) la S D F L lddpl iLcu polineuropatie de stadiu 1 sau
stadiu 2.

X PATISIRANUM esteun acid ribonucleic interferent mic cu F D W B @ E(©)RNA), care

L Q WM dppecifico VH F Y AR Q V Hyenétizdw regiunea3' | UW U D QwirDr L L
ARNmaiTTRcu P XW Ddétip V OEDWLF

X PATISIRANUM este furnizat sub | R U e nanoparticule lipidice, pentru a furniza
SiRNA v @epatocitesursaS U L RaproteineiTTRdin FLUFXOD LH

X Printr-un proces natural, numit L Q W H U |ARNH(@RNI), PATISIRANUM SURYRDF
degradarea catal LW BFARNm al TTR la nivelul ficatului, GXFkl@ & VF GHUH
valorilor sericeale proteinei TTR.

o &ULWHULL GH LOFOXGHUH SHQWUX LQGLFD LH

X Initierea tratamentului cu PATISIRANUM seva 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 acestdomeniu de explorari, esteobligatoriu)

X 5HG XFKRGF H Q3ariddde ISIUTRHV FR., tatamentutu PATISIRANUM GHWHUPLQ
o0 VF GaValdtilor sericedevitaminaA (retinol). Valorile sericedevitaminaA sublimita
L Q I H Ud_rierimbluluitrebuie corectate lorice semnesau simptome oculare datorate



G HILF Ldé Qitdlina A trebuie evaluate vQ D Ld@ W.IQ L L trhtthkhénhtului cu
PATISIRANUM.
x 1 @mpul primelor60 dezile de V D U A \@&aklle preamari saupreamici devitaminaA
pot fi asociatecu un risc crescutde P D O | R Ur@dde. [Ptin urmare, trebuie H[FO XV
sarcina vQ D Ld@ W H Q LPATISIRANUM, iar femeile aflate la YKkUMVWDWL O
utilizeze metodecontraceptive eficace.
lll. Tra tament- 'R]H FROGL LLOH GH VF GHUH D GR]JHORU

'R]D UHFRPDQGDW GH 3%$7,6,5BUBORJVWWHAHGSEHU NJ JUHXWDW
DGPLQLVWUDW VXE IRUPD XQHL SHUIX]LL LQWUDYHQRDVH L

'R]D VH FDOFXOHD] vQ IXBERUB G HH IWHXY MWD WBHHDQMRUX SDFLHQ
NJ GR]D PD[LP UHFRPDQGDW HVWH GH PJ

6H UHFRPDQG VXSOLPHQWDUHD YLWDPLQHL $ FX DBSURI[LPD
SDFLHQ LL WUDWD L FX 3%$7,6,5%$180

SUHPHGLFD LH QHFHVDU

7TXWXURU SOWUHEXLBRY OL VH DGPLQLVWUH]H SUHPHGLEFELC
3$7,6,5$180 SHQWUX D VH UHGXFH ULVFXO GH UHDF LL D
DGPLQLVWUDW ILHFDUH GLQWUH XUP WRDUHOH PHGLFDPHQ
PATISIRANUM,cX FHO SX LQ PLOQXWH vQDLQWH GH LQL LHUHD SH

x Corticosteroidntravenos G H [ D P H \AOInpRa&pechivalent)
x Paracetamadral (500mg)

x BlocantintravenosalH1 G L I H Q K L &) bh@dadeChivalent)
x BlocantintravenosalH2 U D Q L 50 inGgslaG@chivalent)

SHQWUX SUHPHGLFD LLOH FDUH QX VXQW GLVSRQLELOH VDX
DGPLQLVWUDWH SH FDOH RUDO PHGLFDPHQWH HFKLYDOHQW

'DF HVWH LQGLFDW GLQ SXQFW GH YHGHUH FOLQUWE&celGR]D GH
PXOW PJ SkQ OD R GR] PLQLP GH PJ GH GH[DPHWD]RQ
ILHFDUH UHGXFHUH D GR]JHL GH SUHPHGLFD LH FX FRUWLFRV\
FHO SX LQ SHUIX]JLL L Y FRQVHPRXVWLXY H R XS B$7 HQWH 8% 3

'DF HVWH QHFHVDU SRW IL DGPLQLVWUD WthaG&u]haiYhMeOLPHQ'
SUHPHGLFD LL SHQWUX D UHGXFH ULVFXO GH 5%3

'R] RPLV

IQ FD]XO vQ FDUH VH RPLWH R GR] 3%$7,6,5%%8t posiBiHEXLH D
'DF 3%$7,6,5$180 HVWH DGPLQLVWUDW vQ LQWHUYDO GH |L
GR]JHORU WUHEXLH FRQWLQXDW FRQIRUP VFKHPHL LQL LI



3$7,6,5$180 HVYWH DGPLQLVWUDW GXS PDadmRin{sDartaGlorelofLOH G
WUHEXLH FRQWLQXDW R GDW OD V SW PkQL XOWHULRU

Mod de administrare

3$7,6,5$180 HVWH GHVWLQDW DGPLQLVWU ULL LQWUDYHQRDV
de administrarea perfuziei intravenoase

7UHEXLH XWLOL]DW R s6tlLd® lpétfuBeHdark FridiMde urF truixd@ perfuzie
VQFRUSRUDW GLQ SROLHWHUVXOIRQ 3(6 GH PLFURQL

BHWXULOH L OLQLL®H @H FROQU-eiféxitsiat(BER). H

6ROX LD GPADSIRW18®BHWUHEXLH SHUIX]DW LQWUDYHQRV vQ GH
PLOQXWH OD R YLWH] LQL LDO D SHUIX]JLHL GH DSUR[LPDWI
XUupPDW GH R FUH WHUH OD DSUR[LPDWLY PO PIDQradHQWUX
perfuziei poate iISUHOXQJLW vQ FD]XO XQHL 5%$3

PATISIRANUM trebuie administrat numai printR OLQLH YHQRDYV GH DFFH\
QHREVWUXF LRQDW 7UHEXLH PRQLWRUL]DW ORFXO SHUIX]LF
LQILOWUD LHL vQ WLPSXODDGRYQH¥WDW LW UHWXIDH MPRBVBIGD\
VWDQGDUG SHQWUX VXEVWDQ H QHYH]LFDQWH

SDFLHQWXO WUHEXLH LQXW VXE REVHUYD LH vQ WLPSXO SHI
FOLQLF WUHEXLH LQXW VXE REVHIgiYD LH L XOWHULRU DGPL

'XS vQFKHLHUHD SHUIX]LHL vQ VHWXO GH DGPLQLVWUDUH
FORUXU GH VRGLX PJ PO SHOQWUGP DQUW WVDW VO WD &\ 3
medicament.

x Poate fi O XD WQconsiderare administrarea la domiciliu a perfuziei de
PATISIRANUM pentru S D F L lddpe au_tolerat bine cel SX B@Qerfuziila FOLQLF
Deciziaca pacientului V i seadministreze perfuzii la domiciliu trebuie O X DA@rma
HYDOXLUHLFR P D @& RUWitdddicul curant. Perfuziile la domiciliu trebuie
efectuatede un profesionistdin domeniul V. Q W LL

Durata tratamentului :

x Tratamentul F R Q W4 ga&ientii cu indicatia W H U D SHK/tbcitate VHPQLILFDWLY
sauretragereaF RQV L P P knGiKl©cknice careau dusla inregistraregorodusului
s-aobservatdupa9 luni de tratamentcu PATISIRANUM oprireasauinversaregrogresiei
bolii , semnificative statistic. Aceste rezultateau fost confirmate si dupa 18 luni de
tratament.

X &R QFH QWHWiReHda TTR afost U H God aproximativB0% v @tervalde10 S k Ga
14 zile G X &dministrareaineidozeunicede PATISIRANUM 300 micrograme/kg.;G X S
dozerepetateadministrateo G DI&\8 V' SW RddQcerilemediiale FRQFHQWelice LLORU
deTTR G X8 [8luni detratamentwufostde83% lkespectivB4%.

X ReducereaF R Q F H Q ¥éticBddTIRFRalP H Q Lvi@a¢WD G P L Q Lewnfihue.U L L



IV. Criterii de excludere din tratament:

X

X

9

HipersensibilitateV H Y (deJexemplu,anafilaxie)la V X E V VD[P @sHMa oricaredintre
H[FLSLHQ LL

6 L J X U DeficdeitateaPATISIRANUM la copii LD G R O Hed Frik @ ¥/ Bni nu au
fost stabilite.Nu suntdisponibiledate.

&ULWHULL GH vVOWUHUXSHUH D WUDWDPHQOQWXOXL WHPSH

curant):

X

X

X

X

DaF o femeieare LQWHIQaLD Pk Q@WK DY bhdministrareaPATISIRANUM L
suplimentareavitaminei A trebuie v Q W U Had Xa®weHserice de vitamina A trebuie
monitorizate LV fi revenitlanormalvQ D VRaVK FHRRKH-HS LD

1 Q eventualitatea unei sarcini neplanificate, PATISIRANUM trebuie VQWUHUXSW
Suplimentareavitaminei A trebuie v Q W U W @dh@uWrimestru,cu H[FHS/ LW XVDQLH L
carefemeia JU D Y& GH | $e@iéde G H | L Fdeli@minaA. ' D Fsuntprezenteastfel

de semne,suplimerareavitaminei A nu trebuie V GHS HIZB3Q0RJI pe zi. Ulterior,
suplimentareavritaminei A de 2500 Ul pe zi trebuie V fie U H O X @l\dbilea lal treilea

trimestru G D Yalorile sericeale vitaminei A nu au revenitla normal, din cauzariscului
crezutde G H | L FdeMi@minaA v @mestrulal treilea.

La SDF L iV RUPRETISIRANUM s-auobservatRAP. La S D F L ebf@al manifestat

RAP, primaRAP a DS Utajoritateala primele 2 perfuzii. | @adrul studiilor clinice,
simptomelecelemai frecvente(raportatda * 2% dintre SD F L ’léRAP aufost vQUR LUHD
tegumentelor,dorsalgia, J U H Dlui@rea D E G R P Ld3jihn€ea Lcefaleea.Pentrua se
reduceriscul de RAP, SDF L H@bu® R U se administrezeS UH P H G\L@ila deD
administare a perfuziei de PATISIRANUM, cu cel S X &0Qminute vQ D HQMWH. LHUHD
perfuziei.

| @azul D S D Uundi RAP, trebuie O X DA@onsiderare vVQ FHW4aQ L QWD HUXSHUHEL
perfuziei linstituirea tratamentului medical (de exemplu,tratamentcu corticoseroizi

saualt tratamentsimptomatic), G X um esteindicat din punctde vedereclinic. 1 @azul

v Q W U Higriu&éi, pbhtefi O X b @nsiderareeluareaacesteiazuo Y L Whidi U H GaxX Vv
perfuziei G X &mitereasimptomelor.

Administraregperfuzieide PATISIRANUM trebuie R S U k @azul unei RAP grave sau

cu risc letal.

Unii SDFL¢a@ RD QL I RAPWot aveabeneficii v @rma uneivitezemai VF ] AWH
perfuziei sau a unor doze suplimentare sau mai crescute dintr -una sau mai multe

S UH P H Gla pdfukiile ulterioare, pentru a reduceriscul de RAP.

5HD F ablte@®ddareau D S deXridi frecventla S D F L MM BUWPRETISIRANUM au
fostedemulperiferic(29,7%) LU H D Fasbdiabgperfuziei(18,9%).SinguraUH D B GHH U V
carea dus la v @MpereaD GP L Q LAEVPATISBIRANUM a fosto UHDMYRFLDW
perfuziei(0,7%).

$SDUDWH VLVWHPH L RUJDQH 5HDF LH DGYHU) J)UHFYHQ D

,QIHF LL L LQIHVW UL 6LQX]ILW Frecvente

%WURQ LW Frecvente

5LQLW Frecvente




7XOEXU UL D @ntntak VWHP XO XL 5HDF LH DVRFLDL Foarte frecvente

7XOEXU UL DFXVWLFH L YHVWLE X]| Vertjj Frecvente
) Frecvente

7XOEXU UL UHVSLUDWRULL WRUD| Dispnee
7 X0OE XU Uuntestibalew U R Dispepsie Frecvente

Eritem Frecvente
$IHF LXQL FXWDQDWH L DOH HVX

Artralgie Frecvente
7XOEXU ULVEEXHIOXHOMRLFH L DOH HY\ Spasme musculare Frecvente

Edem periferic Foarte frecvente
7XOEXU UL JHQHUDOH L OD QLYHJ{( Extravazare ODL SX LQ IU

V1. Monitorizarea tratamentului (parametrii clinico -SDUDFOLOLFL UL SHULRGLFLWI

x Cel putin la 6 luni, medicul din teritoriu va trimite pacientulla control periodic pentru
monitorizareclinica (si, dupacazsi de de laborator),in clinica universitaraundes-a initiat
acestip detratament.

X In functie de rezultatelela controlul periodic, dupacel putin 6 luni de tratament,in cazul
amiloidozeiereditareP H G ldB W U D Q VIs&VE D HMWR@ tMpdlineuropatiale stadiu
1, un pacientpoatetrecede la tafamidisla patisiranumsi viceversa de la patisiranumla
tafamidis, numai pentru stadiul 1 de polineuropatie;tafamidis nu esteindicat in cazul
amiloidozeiereditareP H G ldB W U D Q VIs&VE D HMWR.@ tMpdlineuropatiade stadiu
2.

VIl Prescriptori

x Tratamentultrebuie L Q L sulbsdpraveghereainui medic cu H[ S H U Lvi@ordarea
W H U D SaldiiMidoEei,intr-o clinica universitarade Neurologiesi/sauHematologie de
catreun medicneurolog sauhematolog.

x Tratamentul poate fi continuat si de F WuhHnedic primar/specialistneurolog sau
hematologdintr-o unitatesanitaraprin caresederuleazgprogramul,din zonaWHULW®@®U LD O
care O R F Xhohhawil.H



DCI DEFERASIROXUM

'(),1, ,%$ $)(& ,81,,
- 6XSUDVQF UFDUHD FURQLF FX ILHU KHPRVLGHUR] VHFXQGDU WUDQVIX]LL

o betawWDODVHPLD PDMRU 0L LQWHUPHGLD
0 sindroame mielodisplazice
o DSOD]JLH PHGXODU
o alte anemii
o boli hemateoncologice politransfuzate
o transplant medular
- 6LQGURDPHOH WDODVHPLFH LQGHSHQGHQWH GH WUDQVIX]LLOH GH VKQJH
- (YROX LH SURJUHVLY VSUH GHFHV vQ DEVHQ D WUDWDPHQWXOXL WUDQVIX]

CRITERII DE INCLUDERE:
- WUDWDPHQWXO VXSUDVQF UF ULL FURQLFH FX ItzHPO WPHDRNMX HULW UREBE DWW X ] NL

SDFLHQ LWBXEHAWD H P D M Radi salridaivriul VWD GH
- DWXQFL FKkQG WUDWILRHQHWXVH PRGWIHIIRJGLFDW VDX LQDGHFYDW OD XUP W
o OD SDFLHQ LLWRGDV HXLBHPADIM R U FX VXSUDVQF UFDUH FURQLF FX ILH
PDV HULWURFLWDU NJ UL OXQ ani,FX YKUVWD FXSULQV VvQWUH dL
o OD SDFLHQ LL DGXO L FRW@WDODYN BDEBROAVNMRY LFKXVXBWDVQF UFDUH FX |
VKQJH RFD]JLRQDOH PO PDV HULWURFLWDU NJ 0L OXQ FX YKUVWD
o OD SDFLHQ LL DGXO L FKRGKLUVWDDGROHMFIHYDX PDL PXOW FX VXSUDLQ!
transfuziilor repetate de concentrat eritrocitar in alte situatii decat sindroamele talasemice (aplazia medulara, anemia
diseritropietica, alte anemii ereditare, sindroame misjddzice, alte boli hematoncologice politransfuzate,
transplant medlar)
- WUDWDPHQWXO VXSUDVQF UF ULL FURQLFH FX ILHU FDUH QHFHVLW WUDWL
FRQWUDLQGLFDW VDX LQDGHFYWD/'\WO DVHPDHLHQGIH &N QQA-HGW R CPAHWGEIHD CB\HINX\WLH
DFHDVW YkUVW



TRATAMENT GR]H FRQGL LLOH GH VF GHUH D GRJHORU SHULRDGD GH WUDWDPHQW

A. 6XSUDVQF UFDUHD FURQLF FX ILHU KHPRVLGHUR] VHFXQGDU WUDQVIX]LLO

Doze:
- GXS WUDQVIX]LD D DSUR]| XQLw L PDV HULWUR+FUIWDU VDX FRQFHQWUD L

x GR]D LQL LDO GH PJ .JF]L
Xx SRDWH IL DYXW vQ YHGHUH DGPLQLVWUDIUNMD O HSID FBLR{@ L OROLEH QEBEF
niveluiORU ULGLFDWH GH IHU GLQ RUJDQLVP GL F URUW @DV H HRG RLLORF/LWWDH
OXQ DSUR[XPDWLY DXQ SHQWUX XQ DGXOW
- OD YDORUL DOH IHULWLQHL VHULFH VXE PLFURR DFH ng/KgQ# UFDUHD FX IL}
- WUDWDPHQW JLOQLF vQ IXQF LH GH YDORDUHD IHULWLQHL VHULFH SHQWUX R

Ajustarea dozei

f OD ILHFDUHOXSkIQ SSHDED]D WHQGLQ HL GH HYROX LH D FRQFHQWUD LHL SODVF

f DMXVW ULOH GR]JHL SRW IL HIHFRUXBDW HLVQRW UH SDAGHD SWMD W HS KQV S VX O XL WH
SDFLHQW 4L RELHFWLYHORU WHUDSHXWLFH PHQ LQHUHD VDX UHGXFHUHD vQ

f OD SDFLHQ LL FDUH Q X adexX\v@twu EReXd&BBR ND LGWHOQHHRPSOX FRQFHQWUD LD SODVP
la valori peste 2506—J O UL QX LQGLF R WHQGLQ GH VF GHUH vQ Wrigk& SRW IL DYXYV

f OD SDFLHQ LL F URUD OL VH DGPFLQNY WWH®X FB B [LHD®ML GPRO|H L FRRIGNW WGHXSSW i HG M
D UHDOL]DW FRQWUROXO FRQFHQWUD I-BJSWDVRDQWLF B WHQ®LQ HLGSHHWA G\HA

flapaFLHQ LL OD FDUH FRQFHQWUD LD SODVPDWLF GH IHULWLQ DUBWKONULDD®I
vQ WUHSWH GRJ NBIS®GIQWJ X PHQ LQHUHD QLYHOXULORU GH IHULWLQ vQ LQWI

JRUPD IDUPDFHXWLF
- DeferasiUR[XP FRPSULPDWH SHQWUX GLVSHUVLH RUDO PJ PJ UL PJ
- Deferasiroxum comprimate filmate 180 mg, 360 mg

'HIHUDVLUR[XP FRPSULPDWH ILOPDWH GHPRQVWUHD] R ELRGLVSRQLELOLWDWH
comprimate pentru disggVLH RUDO IQ FD]XO WUHFHULL GH OD FRPSULPDWH SHQWUX GLVS]|
ILOPDWH WUHEXLH V ILH FX PDL PLF GHFkW GR]D GH FRPSULPDWH SHQWUX GL



Dozele coresponden8 HQWUX IRUPXOHOH GLIHULWH VXQW SUH]HQWDWH vQ WDEHOXO GH F

7TDEHOXO 'RJH UHFRPDQGDWH SHQWUX VXSUDVQF UFDUHD FURQLF FX ILHU VHFX
Comprimate Compnrr(]jgte . N JHULWLQ
filmate/granule psrc}rg o ispersie | Transfuzii SODVPDWL
XS X Q| sau ! —J O
'"R]D LQL | 14 mg/kg/zi 20 mg/kg/zi (aprox. 100
ml/kg) de ME
! PO NJ
. : de ME (aprox.
21 mg/kg/zi 30 mg/kg/zi | XQLW
'R]H LQY pentru un adult)
alternative <7 PO NJ O
. . ME (aprox. <2
7 mg/kg/zi 10 mg/kg/zi X Q IE\;)V L o
pentru un adult)
SHQWUX
ELQH FR| O treime din dozg -XP WDWH
cu GH GHIHURJ]| GH GHIHUR
GHIHURI[D
Monitorizare Lunar
Interval- LQW 500 —J O
&UH WHUH
3,5 - 7 mglkg/zi| 510 mg/kg/zi
3k OD | 3k oD ! —J O
Trepte Gl'e mg/k%/zi Zi °
fecare. 36 6F GHUH
luni) 3,57 mg/kg/zi 5-10 mg/kg/zi
/D SDFLHQ | /D SDFMWQO —J O
cu >21 mg/kg/zi cu >30 mg/kg/zi
&kQG VH DWLQUAWDOR 500 —J d
'R]D PDJ[L| 28 mg/kg/zi | 40 mg/kg/zi
6H YD DY
—J O
vedere




VOQWUHUX
tratamentului

B. Sindroame talasemiceLQGHSHQGHQWH GH WUDQVIX]LLOH GH VKkQJH 17'7

7TUDWDPHQWXO GH FKHODUH WUHEXLH VQFHSXW BWXQIFL AFKM\G KRB WQ WRWAL v OKX
SODVPDWLF D IHULWL@BAAL—VRDAPRG FRQVHFYHQW !

'R]D LQL LDO
'R]D JLOQLF LQL LDO UHFRP®IFLDBW LGHXGWHIQGDRDPR[ GBDWDODVHP nty/KgQdagpH SHQ G H

Ajustarea dozei

f OD ILHFDUHOXXIQ GBI DWNUDWDPHQW WUHEXLH DYXW vQ YHGHBB RIJF&DEWEHIH V
D SDFLHQWXPX)IHHYWNK ¥YDX GDF IHULWLQD SODVPDODOW+RH HVUWHXQSBREA GWQ RE
dHVFHQGBOQWDFLHQWXO WROHUHD] ELQH PHGLFDPHQWXO 'R]JHOH GH SHVWH
HI[SHULHQ FX GR]JH SHVWH DFHVW QLYHO OD SDFLHQ L FX VLQGURDPH GH WD

f GDFD IHULWLQD S00MD-VP DWIGR]EBEVXHWUHEMdKG V GHS GHDVF

f OD SDFLHQ LL OD FDUH GRJDND RN W HRRPOFXEGV WG MNRHYBID BR XA DWXQFL
este<r PJ )HJ PX VDX IHULWLQWOSOIDYPDWLF HVWH ”~

f GDFD IHULWIFQ3 06 DWPDWDWDPHQWXO WUHEXLH RSULW

IQ FD]XO WUHFHULL GH OD DGPLQLVWUDUHD GH FRPSULPDWH SHQWUXD®/L WS VL
IRUP GH FRPSULPDWH ILOPDWH WUHEXLH V WIUD WX VX E DRUPL FG H5 HR P\§ UG R [TDWIBGPH
URWXQMLW SkQ OD FHD PDL DSURSLDW FRQFHQWUD LH D XQXL FRPSULPDW vQW
'RJIHOH FRUHVSRQGHQWH SHQWUX DPEHOH IRUPH IDUPDFHXWLFH VXQW SUH]J]HQWD

Tabelul 2: Doze recomandate pety X VLQGURDPH GH WDODVHPLH LQGHSHQGHQW GH WUDQVIX]L

Comprimate Comprimate v vSE JHULWLQ
filmate/granule pentru dispersie| Z %o §] SODVPDWL




RUDO (CHF)*

'R]D LQL I 7 mg/kg/zi 10 mg/kg/zi HA uP & IP|sau ! —J O
Monitorizare Lunar
Trepte de &UH WHUH
ajustare  (la| 3,5-7mg/kg/zi [ 510mg/kglzi | H6 uP & IP] | ! —J O
fiecare 36 6F GHUH
luni) 3,57 mg/kg/zi 5-10 mg/kg/zi <7 mg Felg ms | | —J O
'"R]D PDJ[LI 14 mg/kg/zi 1 20 mg/kg/zi 1¢

mg/kg/zi mg/kg/zi

> “ 0ce] neevaluat Si " —J O

Lacopiie] }o0 * vee]
2VSE EP% E SE S u vSpop] <3 mg Fe/lgms | sau <300 —J O
Readministrarea tratamentului Nerecomandata

&+) HVWH PHWRGD SUHIHUDW GH GHWHUPLQDUH D VXSUDVQF UF ULL IHULFH

MONITORIZAREA TRATAMENTULUI:

Test JUHFYHQ
Feritinemie lunar
Creatinemie -GH GRX RUL vODLQWH GH VQFHSHUHD WUDWDPHQW

-V SW PkQDO vQ SULPD OXQ GXS VQFHSHUHD WUD
GXS DFHHD

Clearence al creatininei -vQDLQWH GH VQFHSHUHD WUDWDPHQWXOXL

-V SW PkQDOOWQQ SGXD vVQFHSHUHD WUDWDPHQWXO
GXS DFHHD

&RQFHQWUD LL | lunar

transaminazelor

Proteinurie la 3 luni

,OQGLFDWRUL 0 GXS FXP HVWH QHFHVDU

tubulare

7THVWDUH DX vODLOMHHSHUHD WUDWDPHQWXOXL uL DSRL DQXDO

RIWDOPRORJLF

CRITERII DE EXCLUDERE DIN TRATAMENT:
- SHDF LL DGYHUVH



(@)

FUHOWHUL SHUVLVWHQWH 0L SURJUHVLYH DOH FRQFHQWUD LLORU SODVPD\
FUHOWHUL DOH YDORULORU FUHD@/WLQBPLHYDX VFIBWU IGIBUDdDaEERB B*BD OR U FC
ml/min.)
o PRGLILF UL VHPQLILFDWLYH DOH UH]XOWDWHORU WHVWHORU DXGLWLYH uL
o UHDF LL JUDYH GH KLSHUVHQVLELOLWDWH UORF DQDILODFWLF 0L DQJLRHGH
- Co-PRUELGLW L
0 LQVXILHQIDODMWDX GLVIXQF LL UHQDOH VHPQLILFDWLYH
o LQVXILFLHQ KHSDWLF VHYHU
- hipersensibiltate OD VXEVWDQ D DFWOXL MiXHOHDUBVYLBRPUH GLQWUH H[FLSLHQ L
- sarcina.

(@)

PRESCRIPTORI:

- medicul hematolog;
- injudetele in care nu exista mediematolog, prescriptia poate fi facuta de medicul oncolog
- medicul pediatru



