Cod formular specific: AL6AX06 Anexanr. 22

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

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

2.CAS/nr.contract: ................ [

3.Codparafimedic: [ [ [ [ [ | |

4.Nume §i prenume PACICIT. ... .. ...t

cNe/cio: [ | [ [P TP T P TPT ] ]

SFO/RC: [ | [ [ [ [ |indatar [ [ [ [ ] ] ]]]

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: D:D

[ ]PNS (sublista C sectiunea C2), nr. PNS: [ | [ [ |, cod de diagnostic (varianta 999 coduri de
boala), dupd caz: D:D
|:|ICD10 (sublista A, B,C sectiunea C3, D, dupa caz), cod de diagnostic (varianta 999 coduri de
boala): |:|:|:|
9. DCI recomandat: 1).......ccooviiiiiniiiiiiiiiieieeanes DC (dupd caz) ....ocvvvviviiiiiii e
2) i DC(AUPA €AZ) v,

In doza de 3 x (1 capsula 100 mg)/zi [ |  2x (1 capsula 100 mg)/zi[ | 1 x (1 capsula 100 mg)/zi[ |

Reteta se elibereaza la interval de: 4 saptamani |:|; 8 saptamani |:|

10.*Perioada de administrare a tratamentului: D3 luni DG luni D12 luni,

defa: | [ [ | [ [ [ [ |pamada:{ | | [ ] ] ]]]

11. DataTntreruperiitratamentului:| HEEERER

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

[ JpA[ ]NU

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



SECTIUNEA 11 - DATE MEDICALE Cod formular specific A16AX06

A. CRITERII DE INCLUDERE IN TRATAMENT

1. Diagnostic: Boala Gaucher tip 1 D DAD NU
- diagnostic specific:
2) ENZIMALIC ....oovvverivcreciisseseens data [ [T T TTTT] [ oA [ ]NU
b) molecular™ .........cccoeveveeeeeeeeeeeees data [ T T T T T 7T 1] [ ]DA[ ]NU

2. Forma de severitate abolii” : [ Jusoara [ | medie
3.Véarsta>18ani: [ |DA[ |NU
4. Bolnavi care:

5. Criterii de evaluare:

Somatometrie:

1) talia ..cccevenennnn, CM/SDS ..o []
2) greutatea .............. ALY [ []

a. Crestere viscerala: |:| DA |:| NU
1) splenectomie: DDA DNU
daca NU:

2) volumul splenic (CMC .......cccveveneen, MN e )

- splenomegalie: |:| usoara Dmoderaté Dseveré
3) volumul hepatic (cmc ..........c......... MN2Z....eiiene )
- hepatomegalie: |:| usoara |:| moderata Dseveré

NOTA: 1multiplu vs normal (raportare la valoarea normald,; valoarea normald a splinei = [Gr. pacientului (gr.) x 0,2] / 100

2 multiplu vs normal (raportare la valoarea normald; valoarea normala a ficatului = [Gr. pacientului (gr.) x 2,5] / 100

b. Citopenie: D DAD NU

1) Hb...cooove g/dl (anemie datorata bolii Gaucher?)
- anemie: |:| usoara |:| moderata Dseveré
2) trombocite..........cc.c.e.... /mmc

- trombocitopenie: Dusoaré Dmoderaté |:|severé

“valoarea scdzutd a § glucocerebrozidazei sub 15-20% din valoarea martorilor
“ prezenta unor mutatii specifice bolii, in stare de homozigot sau heterozigot compus la nivelul genei f glucocerebrozidazei
(localizata 1q21)

“se stabileste in functie de criteriile mentionate in protocol.



c. Boala osoasa usoara sau moderatd definitd prin: |:| DA |:| NU
a) clinic: dureri osoase (daci se exclud alte cauze): [ |DA [ |NU
b) modificari specifice la RMN 0so0s: infiltrare medulara, +/- leziuni osteolitice D DA DNU
¢) scaderea densitatii minerale osoase: osteopenie, osteoporoza: DABSENTA DPREZENTA

(precizati elementele prezente la pacient)

. CRITERII DE EXCLUDERE DIN TRATAMENT

1. Hipersensibilitate la substanta activa sau la oricare dintre excipienti: |:| DA |:| NU
Insuficienta renala severa: |:| DA |:| NU

Insuficienta hepatica: |:|DA |:| NU

Sarcina si alaptarea: DDA DNU

> wn

CRITERII DE CONTINUARE A TRATAMENTULUI (Tratamentul se continud toatd viata!)

1. Perioada de administrare a terapiei:

Dataini[:ierii:| HEEEEN |p§méla: HEEEEEEN

2. Evolutia manifestarilor clinice sub tratament:
a) Somatometrie:
1) talid oo ceve e CMUSDS i []
2) Qreutated .......cccoees veve v KG/MC o []
evolutie: - stationar
- crestere ponderala

- scadere ponderala |:|

b) Organomegalia: D DAD NU
1) splenectomie: |:| DA D NU
daca NU:
2) volumul splenic (CMC .......cccvevenen, MN e, )

evolutie: - stationara
- ameliorare D
- normalizare D
- agravare D

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

evolutie: - stationara

[ ]
- ameliorare D
- normalizare D

[]

- agravare



NOTA: “a se vedea la pct. A 5: criterii de evaluare, crestere viscerala

“idem "
c) Citopenie: D DA D NU
1) Hbooocece g/dl
evolutie: - stationard []
- ameliorare []
- normalizare [ ]
- agravare []
2) tromboCite.........cevverieenenn. /mmc
evolutie: - stationara |:|
- ameliorare D
- normalizare D
- agravare [ ]
d) Boali osoasi: |:| DA |:| NU
1) clinic (in ultimele 6 luni): - dureri: [ ]DA [ |NU
evolutie: - stationara |:|

- ameliorare D

normalizare D

agravare |:|

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

- infiltrare medulara |:| evolutie: - stationard |:|
- leziuni litice [] - ameliorare [ ]

aparitia de: - agravare D
- infarcte osoase [ ]

- necroza avasculara |:|

3) Osteodensitometrie (L1-L4 si sold bilateral); se efectueaza la 12 luni interval:
- osteopenie: [ |DA [ |NU
- osteoporoza: |:| DA |:| NU

3. Efecte adverse:
- absente: |:| DA D NU
- prezente (enumerare): DDA DNU



D. CRITERII DE INTRERUPERE A TRATAMENTULUI

1. Efecte adverse care impiedica pacientul sa isi continue tratamentul: tremor, diaree, dureri

abdominale, flatulenta, scadere ponderala |:|
2. Evolutie nefavorabila a bolii sub tratament |:|
3. Lipsa de complianta a pacientului |:|
4. Sarcina si aldptarea survenite dupa initierea tratamentului |:|
5. AR CAUZE: ... e e []
6. Decesul pacientului: []

NOTA: in situatia intreruperii tratamentului cu Miglustatum se va avea in vedere tratamentul cu Eliglustat.

Subsemnatul, dr.........cccviiiii e eeeeeen . Taspund  de realitatea siexactitatea

completarii prezentului formular.

Data: HEEEEEEE Semnétura si parafa medicului curant

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

se poate face auditarea/controlul datelor completate in formular.



