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" Magyarorszagon a Spinraza egyedi méltanyossagi
alapon adhato

NEAK dont a egy szakértoi testililet javaslata alapjan
(Ritka Betegségek Tanacsado Testllete)

Szempontok?
Ervényességi idejiik egy év
Hosszabbitas feltétele (???)

® Jelenleg két terapias kozpont mukodik

Semmelweis Egyetem (2. sz Gyermekgyogyaszati Klinika, Ritka
Betegségek Intézete)

MRE Bethesda Gyermekkorhaz



EGYEDI MELTANYOSSAG

" Betegkérelem

m Szakorvosi kérelem

m Kortorténeti osszefoglalo

" Genetikai vizsgalat eredménye

" SMN2 kopiaszam meghatarozas (SE Genomikai
Medicina Intézete, Istenhegyi Géndiagnosztika)

" Mozgasskala felvétele, pontozolap

= Gyermekneurologus adhatja be
® Dontéshozatal max. 60 nap



2.SZ. GYERMEKGYOGYASZATI KLINIKA

= 2018. aprilis 6-o0ta
® Jelenleg 16 gyermek kezelése folyik
6 beteg mar befejezte a feltolté dozisokat

" 6,2 év (1,5-12¢év)

= 9 fiu, 7 lany

= SMAI. - 1 gyermek

= SMAIl. - 11 gyermek
= SMA Ill. - 4 gyermek

= 4 betegnek van sulyos scoliosisa, koziiluk ketto
gerincstabilizalo miitéten esett at.



TERAPIA MEGKEZDESE ELOTTI TEENDOK

" Megjelenés a terapias kozpontban:

Lumbalas modjanak megtervezésére
= gerinc statusz felmérése
= Szedalas modjanak kivalasztasa

" Felmérod vizsgalatok
Légzésfunkcio / Polysomnographia
Taplaltsagi allapot
Fizikoterapias helyzet, Rehabilitacio
ODM
Laborok
Egyéb mozgasskalak felvétele (CHOP, HFMSE, RULM, 6MWT)
Pszichologiai gondozas
Oltottsagi statusz



" SMA nem oltasi kontraindikacio!

= Sot...
Két év alatt RSV oltas ajanlott

(szintén egyedi méltanyossagi alapjan igényelheté hozza NEAK
tamogatas, oltokozpontokhoz kotott)

Szezonalis influenza oltas
Kornyezet oltasa!



REGISZTER

" TREAT NMD

Nemzetkozi izommbeteg regiszter
Uj terapias lehetéség esetén betegek felkeresheték
Betegszam becsiilheto (finanszirozas)

= Dr Palmafy Beatrix palmafyb@gmail.com



GONDOZAS SORAN VEGZETT VIZSGALATOK

Laborok, vizelet: minden gyogyszerbeadaskor
Inbody: 1., 4., alkalommal és utana mindig
Mozgasskala: 1., 4., alkalommal és utana mindig
ODM: évente

Rehabilitacio: 3. és 4. gyogyszerbeadas kozott illetve fél
evente

Gyogytorna folyamatos!!!
Pszichologiai: minden megjelenéskor

Pulmonologiai ellenorzés, légzésfunkcio (gyakorisag az
allapottol fligg)



GYOGYSZERBEADAS MENETE

=1.,15,, 29.,, 64 nap majd 4 havonta

= Erzéstelenités / szedalas
Lokalis érzéstelenitdo krém
+/-
Livopan-os boditas
Dormicum orrcsepp
Vénas fajdalomcsillapito
Vénas altatoszer (aneszteziologus jelenlétében)
® Lumbalpunkcio
Ulve vagy fekve
Sziilo jelen lehet (esetenként valtozhat)
Scolios esetén UH vezérlés mellett (CT vezérelve)

Egy ora szigoru fekvés, majd 3 ora agynyugalom, jelentés mozgas min.
24 ora elteltével. Uszas 72 ora elteltével.

De csak panaszmentes allapotban!









ESETLEGES MELLEKHATASOK

= Spinraza

?

Véralvadasi zavar, fehérje vizelés
® Lumbalpunkcio

Fejfajas, hatfajas

Hanyinger, hanyas

" Megelozésiik: sok folyadék fogyasztasa, agynyugalom
betartasa



MELLEKHATASOK

m 2018. junius végeéig 35 gyogyszerbeadas tortént.
m Gyogyszerspecifikus mellékhatast nem észleltink.
" Leggyakrabban észlelt mellékhatasok a
fejfajas (5/35)
hatfajas (6/35)
hanyas (2/35)
lokalis borpir(5/35)
A mellékhatasok miatt (gyakori hanyas) egy alkalommal
hospitalizacio is sziikségessé valt.
= Mellekhatas miatt kezelés leallitas nem tortént.



Tobb terapias kozpont létrehozasa

Neuromuscularis halozat

Kezelheto betegek korének kiszélesitése
TB tamogatas befogadtatasa

Ujsziilottkori szlir6program
Preszimptomatikus betegek kezelése



Koszonom a figyelmet

szabo.lena@gyerekklinika.com



