Cod formular specific: AOOSE

FORMULAR PENTRU VERIFICAREA RESPECTARII CRITERIILOR DE ELIGIBILITATE
AFERENTE PROTOCOLULUI TERAPEUTIC DCI IMIGLUCERASUM

SECTIUNEA 1-DATE GENERALE
1. UnItatea MediCala: ...

2.CAS/nr.contract: ................ L

3.Codparafimedic: | [ [ [ [ | |

4A.Nume §i Prenume PACIEINIL: ... ... ....iiiiiiii ettt e e et e e e e e e

cNe/cio: [ | [ [P P TPTPTPTT 1T

SFO/RC: [ | [ [ [ [ |ndata | [ | [ ] ] ]]]

6.S-a completat “Sectiunea 11- date medicale* din Formularul specific cu codul: ......................
7.Tip evaluare: [_]initiere [ ]| continuare [ ]intrerupere
8.Incadrare medicament recomandat in Lista:

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

[ ]PNS (sublista C sectiunea C2), nr. PNS: [ [ | [ ], cod de diagnostic (varianta 999 coduri de
boald), dupd caz: | | [ |
|:|ICD10 (sublista A, B,C sectiunea C3, D, dupa caz), cod de diagnostic (varianta 999 coduri de

boala): D:D

9.DCIl recomandat: 1)........c.oevviiiiiiniiiiiienene, DC (dupacaz) ......oeovevineiniiiiniianennn,
2 ) DC (dupacaz) .....ooovvvviiiiniiiiiiiiiiininnn,
Tndozade ....cccooovvvvrrerrennne, UZKG oo Ulperfuzie, o perfuzie la 2 saptamani interval.

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

defa: [ [ [ [ [ [ [ [ |pémata| [ [ [[]T]]

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

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

[ IpA[ ]NU

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



SECTIUNEA II - DATE MEDICALE

A. CRITERII DE INCLUDERE IN TRATAMENT
1. Diagnostic: Boala Gaucher tip ..........cccccevverveennenn,

- diagnostic specific:

@) eNZIMALiCh.. ..o data | | [ [ [ [ | [|]

D) Molecular? ..........cccveeveveeeceeeereeeenn, data [ T T T T TT 7]

Cod formular specific AOOSE

[ JoA[ INU
[ ]JDA[ |NU

2. Sunt eligibili pentru tratament pacientii care prezinta cel putin unul dintre criteriile de

includere enumerate mai jos:

|. Pacienti cu virsta sub 18 ani

a) Retard de crestere:
1 talia....ccooveeennns cm/SDS ...,
2) greutatea .............. KQ/IMC ...,

b) Organomegalie simptomatici sau disconfort mecanic:

1) splenectomie: [ ]bA [ INU

daca NU:

2) volumul splenic (cmc ........... MNS.s

3) volumul hepatic (cmc ........... 1]\ A

c) Citopenie severa:
1) Hb......g/dl..coooiiiee, < 10g/dI
(datorata bolii Gaucher)?

2) trombocite............... /mmc ; < 60.000/mmc

3) neutropenie.............. /mmc; < 500/mmc
sau:

4) leucopenie simptomatica cu infectii

[]
[]

[ JoA[ NU
[ DA ]NU

[ ]JDA[ NU

[ ]JDA[ NU

d) Boala osoasa simptomatica (dureri osoase, crize osoase, fracturi patologice)

[ IpA[ ]NU

e) Prezenta formei neuronopate cronice (tipul 3) sau existenta in fratrie a unui pacient

cu aceasta forma de boala

! valoare scizuti a B glucocerebrozidazei <15-20% din valoarea martorilor

[ Ipal Inu

2 prezenta unor mutatii specifice bolii, in stare de homozigot sau heterozigot compus la nivelul genei B

glucocerebrozidazei (localizata 1921)

% multiplu vs normal (raportare la valoarea normali; valoarea normald = [Gr. pacientului (gr)x0,2]/100

4 multiplu vs normal (raportare la valoarea normali; valoarea normald = [Gr. pacientului (gr)x2,5]/100



|. Pacienti cu virsta peste 18 ani |:| DA |:| NU

a) Somatimetrie: [ ]JDA[ NU
1talia....ccooeeeennns cM/SDS ... D
2) greutatea .............. KQ/IMC ..o []

b) Crestere visceralid masiva care conduce la disconfort mecanic sau infarcte:

[ ]JDA[ NU

1) splenectomie: D DA D NU
daca NU:

2) volumul splenic (cmc ........... MNS.s ) D

3) volumul hepatic (cmc ........... MN* ) [

c) Citopenie severa: |:| DA |:| NU
1) Hb......g/dl..ococrie, < 10g/dI ]
(datorata bolii Gaucher)?

2) trombocite............... /mmc ; < 60.000/mmc D
sau:

3) neutropenie.............. /mmc; < 500/mmc D
sau:

4) leucopenie simptomatica cu infectii |:|

d) Boala osoasa activa definiti prin episoade osoase recurente: fracturipatologice, crize

osoase, necroza avasculara |:| DA |:| NU

B. CRITERII DE CONTINUARE A TRATAMENTULUI (Tratamentul se continud toata viata!)

1. Perioada de administrare a terapiei de substitutie enzimatica:

Datainitierii: | | [ [ [ [ [ [ | pamdla: | [ [ [ [ [ [ | |

2. Evolutia manifestarilor clinice sub tratament:

a) Retardul de crestere (pentru pacientii cu varsta sub 18 ani): |:| DA |:| NU
1) talia ..o, CM/SDS ..., D
evolutie: - stationar []
- ameliorare []
- normalizare [ ]
2) greutatea .............. KG/IMC ..o, []

evolutie: - stationar |:|
- ameliorare D

- normalizare



b) Organomegalia: [ JoA[ ]NU

1) splenectomie: DDA DNU
daca NU:
2) volumul splenic (cmc ........... MN.s ) D
evolutie: - agravare [] - ameliorare [ ]
- stationara [ | - normalizare [ ]
3) volumul hepatic (cmc ........... MN*.ces ) []
evolutie: - agravare - ameliorare D
- stationara - normalizare [ |

[ ]JDA[ NU

c) Citopenie:

[]
[]
[]
evolutie: - agravare [] - ameliorare [ ]
- stationard [ | - normalizare [ |
2) trombocite............. /mme [ ]
evolutie: - agravare [] - ameliorare [ ]
- stationard [ | - normalizare [ |
3) neutrofile............. /mmc [ ]
evolutie: - agravare [] - ameliorare [ ]
- stationard [ | - normalizare [ |
d) Boali osoasa |:| DA |:| NU
1) clinic (in ultimele 6 luni): evolutie: - agravare
- dureri |:| - stationara
- Crize osoase D - ameliorare
- fracturi patologice D - normalizare

2) IRM femur bilateral (se efectueaza la 12-24 luni):

- infiltrare medulard [ ] evolutie: - agravare []
- leziuni litice [] - stationard []
- infarcte osoase || - ameliorare [ |

necroza vasculara |:|

3. Efecte adverse: [ ]DA [ ]NU

- absente [ ]

- prezente D (BNUIMETAIE): ...



C. CRITERII DE INTRERUPERE A TRATAMENTULUI

1. Lipsa de compliantd a pacientului []
2. Efecte adverse severe:dispnee, tahicardie, dureri precordiale, angioedem (exceptionale de
altfel in experienta raportatd la acesti pacienti) necontrolabile terapeutic |:|
3. Decesul pacientului D
Subsemnatul, dr............ccoiiiiie s TaSpUNd. de realitatea sl

exactitatea completarii prezentului formular.

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

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

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



