DICTAMEN PRELIMINAR DE EVALUACION DE TECNOLOGIA SANITARIA N. ° 020-SDEPFYOTS-DETS-ETSI-2019
EFICACIA Y SEGURIDAD DE IMIGLUCERASA PARA EL TRATAMIENTO DE PACIENTES CON ENFERMEDAD DE GAUCHER TIPO 1

IX. ANEXOS

ANEXO N° 1 - Condiciones de uso

El paciente a ser considerado para recibir imiglucerasa debe cumplir con los siguientes
criterios clinicos, los cuales deben ser acreditados por el médico* tratante al momento de
solicitar la aprobacion del medicamento al Comité Farmacoterapéutico correspondiente en
cada paciente especifico, o en el Anexo N° 07 de la Directiva N° 003-IETSI-ESSALUD-

2016:

Diagnostico/condicion de
salud

Pacientes nifios y adultos con diagnéstico de
enfermedad de Gaucher tipo 1

Grupo Etario

Todas las edades

Condicion clinica del
paciente para ser apto de
recibir el medicamento

8

Paciente con diagnéstico de enfermedad de
Gaucher tipo 1 confirmado con determinacion de la
actividad de enzima beta glucocerebrosidasa acida
en plasma o leucocitos o biopsia de tejidos o cultivo |
de fibroblastos.

Uno o mas de los siguientes criterios (forma
severa):

Plaquetas < 60,000/mm3 o episodios serios de |
sangrado; '
Anemia sintomatica, o hemoglobina < 8g/dL,;
Necesidad de transfusiones;

Hepatomegalia y/o esplenomegalia moderada
a severa'® que causa dolor o distension
abdominal con sintomas funcionales;
Enfermedad ésea sintomatica: crisis oseas,
osteonecrosis, fracturas patologicas, lisis ésea,
prétesis articulares; osteoporosis (criterios de
DMO no validado en nifios);

Nifios: uno de los signos anteriores, retraso del
crecimiento, o pubertad tardia.

16 De acuerdo con la clasificacion de Weinreb et al. (2002) en pacientes con EG tipo 1, la esplenomegalia se divide en:
esplenomegalia leve (<5 veces el valor normal), esplenomegalia moderada (5-15 veces el valor normal) y
esplenomegalia severa (>15 veces el valor normal), mientras que la hepatomegalia se divide en: hepatomegalia leve
(<1.25 veces el valor normal), hepatomegalia moderada (1.25-2.5 veces el valor normal) y hepatomegalia severa (>2.5
veces el valor normal) (Weinreb et al. 2002).
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Presentar la siguiente
informacion ADICIONAL
debidamente documentada
en el expediente del paciente
de la solicitud del
medicamento

Resultados de analisis enzimatico de B-GA
Estudio genético para identificar las mutaciones o
alteraciones en la secuencia genética que originan
la ausencia de actividad enzimatica.

Hemograma

Evaluaciéon del tamaro del bazo e higado mediante
resonancia magnética o tomografia computarizada
volumétrica

Evaluacién de Ila afeccion ésea
resonancia magnética y radiografia
Densitometria 6sea por absorciometria dual de
rayos X (DEXA)

Historia clinica y examen fisico detallado que
sustente el cumplimiento de los criterios de inicio de
terapia de reemplazo enzimatico

Resultados de Cuestionario de Calidad de Vida SF-
36 (Version espariola 1.4 junio de 1999)"7

mediante

Presentar la siguiente
informacion debidamente
documentada al seguimiento
con el Anexo N° 07 de la
Directiva N° 003-IETSI-
ESALUD-2016

Hemograma (cada 6 meses)

Historia clinica y examen fisico detallado (cada 6
meses)

Reporte de eventos adversos (cada 6 meses)
Resultados de Cuestionario de Calidad de Vida SF-
36 (cada 6 meses)

Evaluacion del tamafio del bazo e higado mediante
resonancia magnética o tomografia computarizada
volumétrica (cada 12 meses)

Evaluacion de la afeccion 6ésea mediante
resonancia magnética y radiografia (cada 12
meses)

Densitometria 6sea por absorciometria dual de
rayos X (DEXA) (cada 12 meses)

'7 Disponible en la Guia de actuacion de pacientes con enfermedad de Gaucher desarrollada por la Fundacién Espaiola

para el Estudio y Terapéutica de la Enfermedad de Gaucher y otras Enfermedades Lisosomales (FEETEG 2011).
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/ | Criterios para la suspensién
del medicamento

F.FIESTAS S
GERENTE  J*)

1.
i

3.

4.

S.

6.

Efectos adversos intolerables de la TRE™.
Enfermedades intercurrentes en donde se afecte la
calidad o la esperanza de vida de tal manera que
el paciente no obtiene beneficio ni ganancia
significativa con la administracién de TRE.
A solicitud del paciente adulto en pleno uso de sus
facultades mentales.
Si el paciente no lleva en forma adecuada las
medidas que permiten valorar la efectividad del
tratamiento: falta de apego del paciente al régimen
de dosis recomendado, el no asistir a 3 citas
consecutivas, el no asistir a 5 citas en un espacio
de 2 afos.

Si la TRE no alivia los sintomas de |la enfermedad

que originalmente lo hicieron elegible para el

tratamiento (no se logran los objetivos terapéuticos
en un periodo de 12 meses de tratamiento).

La TRE no esta justificada en los siguientes casos:

— Pacientes asintomaticos.

- Pacientes con complicaciones irreversibles
tales como la necrosis avascular de cadera en
donde pueda esperarse que no responderan a
la TRE. En estos pacientes es improbable
revertir las alteraciones 6seas.

- Pacientes que presenten otra enfermedad
concomitante severa donde el pronéstico a
largo plazo no puede verse influenciado por la
TRE.

- Presencia de alguna condicién médica que
razonablemente pueda comprometer la
respuesta de la TRE.

*Médico especialista solicitante debe pertenecer a la especialidad de hematologia.

18 TRE: Terapia de reemplazo enzimatica.
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