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Technologie Lekowe o Wysokim Poziomie Innowacyjnosci

0/ Augtyro
(repotrektynib)

w monoterapii, w leczeniu dorostych pacjentéw z
ROS1-dodatnim, zaawansowanym niedrobno-
komoérkowym rakiem ptuca (NDRP).

@ Duvyzat

“_ (giwinostat)

w leczeniu dystrofii miesniowej Duchenne'a (ang.
Duchenne muscular dystrophy, DMD) u pacjentéw
chodzacych, w wieku 6 lat i starszych, i podczas
jednoczesnego leczenia kortykosteroidami.

Ezmekly
(mirdametynib)

w leczeniu objawowych, nieoperacyjnych
nerwiakowtdkniakdéw splotowatych (ang. plexiform
neurofibromas, PN) u dorostych pacjentéw i dzieciw
wieku 2 lat i starszych z neurofibromatoza typu
1(NF1).

O  Maapliv

(roztwdor aminokwasow
niezawierajacych BCAA)

w leczeniu choroby syropu klonowego (ang. maple
syrup urine disease, MSUD) manifestujacej sie ostrym
epizodem dekompensacji u pacjentéw od urodzenia,
ktorzy nie kwalifikuja sie do doustnego i dojelitowego
stosowania preparatéw niezawierajacych amino-
kwasoéw rozgatezionych (ang. branched-chain amino
acid, BCAA).

© Sephience
(sepiapteryna)

w leczeniu hiperfenyloalaninemii (HPA) u do-
rostychidzieciz fenyloketonurig (PKU).

Tryngolza

/ (olezarsen)
do stosowania jako uzupetnienie diety u pa-
cjentéw dorostych w leczeniu genetycznie po-
twierdzonego zespotu rodzinnej chylomi-
kronemii (ang. familial chylomicronemia

syndrome, FCS).

© Vvoranigo
(worasydenib)

w monoterapii, w leczeniu gwiazdziaka lub
skapodrzewiaka stopnia 2., z mutacja IDH1 R132
lub IDH2 R172, bez istotnego wzmocnhienia
kontrastowego u dorostych i mtodziezy w wieku 12
lat i starszej, o masie ciata wynoszacej co najmniej
40 kg, 2 u ktérych przeprowadzono jedynie
interwencje chirurgiczng i ktérzy nie wymagaja
natychmiastowejradioterapii ani chemioterapii.

6 Vyjuvek
(beremagene geperpawek)

w leczeniu ran u pacjentéw z dystroficznym
pecherzowym oddzielaniem sie naskdrka (ang.
dystrophic epidermolysis bullosa, DEB) z mutacja
(-ami) w genie tancucha alfa 1 kolagenu typu VI
(COL7A1) od urodzenia.

©= zZiihera
Az (zanidatamab)

w monoterapii, w leczeniu oséb dorostych z
nieresekcyjnym, miejscowo zaawansowanym lub
przerzutowym HER2 dodatnim (IHC 3+) rakiem
drég zétciowych (RDZ), u ktérych wczesniej
stosowano co najmniej jedna linie leczenia
ogodlnoustrojowego.
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terapia komdérkowa UM171
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wskazanie (skrot)

ostra biataczka limfoblastyczna (ALL)

niedrobnokomaérkowy rak ptuca
(NDRP)

guzy lite wykazujace ekspresje
fuzji genu NTRK

HR+/HER2- rak piersi

dystrofia miesniowa Duchenne'a (DMD)
dziedziczny obrzek naczynioruchowy (HAE)
zespot Allana-Herndona-Dudleya (AHDS)
nerwiakowtékniaki splotowate (PN)

rak piersi

wodobrzusze nowotworowe u oséb
dorostych z rakami EpCAM-pozytywnymi

szpiczak mnogi
choroba syropu klonowego (MSUD)

guzy desmoidalne

guz olbrzymiokomérkowym pochewki
Sciegna (TGCT)

niedokrwistos¢ zalezna od transfuzji
z powodu zespotdéw mielodysplastycznych

fenyloketonuria

nawrotowy/przerzutowy rak szyjki
macicy

zespot rodzinnej chylomikronemii (FCS)

nowotwor ztosliwy osrodkowego uktadu
nerwowego

dystroficzne pecherzowe oddzielanie
sie naskorka

rak nerkowokomorkowy (RCC)
nowotwory hematologiczne

rak drég zétciowych (RDZ)

aotm.gov.pl aotm.gov.pl



