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Off-label gyogyszeralkalmazas . &
gyermekkorban Z}"

Kevés a kifejezetten gyermekeknek szant gyodgyszer, életkoronként
megfelel6 hataserdsségl kiszerelés, gydgyszerforma

Uj gydgyszerek, korasziildttek, gyermekkori krénikus, ritka
betegségek

,A gyogyszer biztonsagossagat és hatasossagat 18 évesnél fiatalabb
gyermekek és serdiilok esetében nem igazoltak. Nincs az adagoldsra
vonatkozo javaslat”

,Nincsenek rendelkezésre allo adatok”

Nem az el6iras szerinti gyoégyszeralkalmazas (,,off-label use”)



Off-label alkalmazas e
" ?
meghatarozasa I
44/2004 (IV. 28.) ESzCsM rendelet

e Az indikacion tuli, un. ,off-label” alkalmazas azt jelenti, hogy a
kezel6orvos olyan javallatban irja fel a toérzskdonyvezett,
engedélyezett gyogyszert, mely nem szerepel a hivatalos
alkalmazasi el6irasban, azaz

- Eltér6 betegcsoporton

- Az el6irasban nem szerepld betegségben
— Eltér6 adagolasban

— Eltéré alkalmazasi modon

e Az engedély nélkil végzett indikacion tuli gyogyszeralkalmazas
mindsithetd engedély nélkul végzett klinikai vizsgalatnak, melyet a
Blintetd Torvénykonyv 5 évig terjedd szabadsagvesztéssel blntet.

e 2008.-tol OGYEI engedély kérhetd (ha nem kontraindikalt!)
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Off-label gydgyszerkérelmek = » -

SZTE Gyermekklinika
(2009-2019. szeptember)
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= KARDIOLOGIA

® HAEMATO-ONKOLOGIA
= NEPHROLOGIA

® NEUROLOGIA

= PULMONOLOGIA

u GASZTROENTEROLOGIA
= ANYAGCSERE/ENDOKRIN
= DIAGNOSZTIKA
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Off-label gyogyszerkérelmek -
SZTE Gyermekklinika 2;

(2009-2019. szeptember) ey sgyasiS
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neuroldgia, 20

gasztroenteroladgia, 10

anyagcsere/endokrin, 21
pulmonolégia, 17
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Tracleer/Stayveer

Off-label gyogyszerkérelmek

SZTE Gyermekklinika
(2009-2019. szeptember)

Simdax
Merckformin
Noxafil

Temodal

Mabthera

Paricalcitol | Synagis Revatio
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Sonovue e 2

Diszpergalt kén-hexafluorid gaz, mikrobuborékok

2015. 04-t61 157 kérelem diagnosztikai célra:
— Sonocystografias vizsgalat (javallat, életkor, alkalmazas
maddja, helye) —2018. indikacio bbvités ©

— Majgoc karakterizalas (javallat, életkor)

* Cél: rontgen sugarzas csokkentése
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e (CD20 ellenes monoklonalis antitest
* Kérelmezett indikaciok -javallat, életkor (36):

— Nephrosis szindroma (12)

— szisztémas lupus erythematosus (7)

— ANCA pozitiv vasculitis (4)

— Anti-NMDA receptor encephalitis (3)

— Burkitt lymphoma (3)

— PTLD (2)

— Neuromyelitis optica, ITP, non-Hodgkin lymphoma, Sjégren szindroma (5)
e 375mg/m? /hét 4x vagy 375mg/m? 6 havonta 2x
 Mellékhatas: infuzids reakcidk(4) -kipirulas, tachycardia, borkittés;
hypogammaglobulinaemia (4) -IVIG
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Myfenax @
~ (mikofenolat mofetil, MMF)

Off-label kezelések (javallat) 2009-2019. aprilis

M SLE -14 beteg
¥ nephrosis -11 beteg

w glomerulonephritis -3 beteg

egyéb (Takayasu arteritis, scleroderma, Sjogren) -4 beteg

Mellékhatas:
 Nephrosisban : tachycardia, polyuria (doziscsokkentés, mikofenolsav)

* 5 beteg: atmenetileg enyhe hasi diszkomfort, lazabb székleturités emelt
MMF ddézis mellett (déziscsokkentés)
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MMF adagolasa P
. B magisztralis forma Z

Susp. Myfenax 50mg/ml 100g
Myfenax 500mg tabl. N° X
Foszfat-citromsav puffer ad 70g

acid.citr. 0,1g
Na-dihydrogenphosphat 1g
aqua purificata 100g, (pH:4)
M. hydroxyaethylcell. 3% 10g
Sir. simplex 20g
pH: 5-6 Felh: 6 hénap 2-8 C°

Mycophenolate mofetil

(Co3H31NO7, MW 433.49) occurs as a white to off-
white crystalline powder. It is soluble, 43 pg/mL in
water at pH 7.4 and 4.27 mg/mL at pH 3.6. Mycophe-
nolate mofetil 100 mg/mL was prepared using the
capsules and a vehicle of ORA-Plus with artificial cherry
flavoring, FD&C Red No. 40 and aspartame. At room
temperature, the cherry flavor often disappeared on
storage leaving a strong musty odor; the authors
recommended the preparation be stored at refriger-
ated temperature to retain the cherry flavor. The pH
(5.9) remained unchanged throughout the study. The
initial concentration was 96.8 (1.9) mg/mL. After 30
days, the percent remaining was 103.8 (1.5) and after
120 days, was 100.3 (1.7).17

ORA-Plus’
Oral Suspending Vehicle

LEXI-COMP'S DRUG REFERENCE HANDBOOKS

" PEDIATRIC %
DOSAGE

HANDBOK

Extemporaneous Preparations A 50 mg/mL suspen-
sion can be prepared in a vertical flow hood by emptying
six 250 mg mycophenolate mofetil capsules into a mortar
wetted and triturated with 7.5 mL Ora-Plus® to a smooth
paste. Add 15 mL of cherry syrup and triturate to make a
final volume of 30 mL. The suspension is stable for 210
days when stored at 5°C, stable for 28 days when stored at
37°C or 25°C, and stable for 11 days when stored at 45°C.

Venkataramanan R, McCombs JR, Zudarnan S, et al,
"Stability of Mycophenolate Mofetil as an Extempora-
neous Suspension," Ann Pharmacother, 1998,
32:755-7. g

Swenson CF, Dentinger PJ, Anaizi NH. Stability of mycophenolate mofetil in an extemporaneouslycompounded sugar-free oral liquid. Am J Health-Syst Pharm.1999;56:2224-6.

smpify the process invaved inthe

Ingredients

Pusfed wer, cabayn-

ethycelulose sodum, xanthan gum, carageenan,

calcm s, ciricacdand

‘sodium phosphate a bufer, dimeticone anticam
ad




Revatio (sildenafil) : é;

PDES5 gatlas révén tagitja a pulmonalis ereket
» Off-label terapiak:
— Ujszuldttkori (perzisztaléd PAH) — életkor (17)

(Oka a tidberek adaptacios zavara, vagy fejl6dési
rendellenessége: hypoxia, MAS, sepsis, TVT, rekeszsérv stb.)
— Atmeneti tiid6karosodas (javallat)
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F N Esetbemutatas ",
(2 éves kisfiu léguti papillomatosisa)

Felvétel: belégzési nehezitettség, rekedtseg, ugato kohoges

— Terapia: szteroid, racepinephrine, AB, antihistamin
Afdnia, rekedtség, |ézeres eltavolitas: lapham papilloma (HPV 11)
Off-label kérelem: Silgard vakcina (HPV 6, 11, 16, 18)

Nasogastrikus szonda (folyadékbevitel korlatozott kohogési
rohamok miatt)

Lézerkezelések, HPV vakcinacid, antiviralis és lokalis miteéti
kezelések

ITO: légzési nehezitettség (Iéguti papillomai folyamatosan
kidjultak) — 6 havi eredménytelen kezelés
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" &* ' Rekurrald légati papilloma - % -

Korlefolyasa:

 Gyermekkorban igen agressziv: a gyakori recidivak,az alsé légutakra
és a nyeldcsore terjedés kovetkeztében

* Sorozatos sebészeti beavatkozasok szama meghaladhatja a 100-at
* 3-5% lapham carcinoma
Kezelése:

* Sebészeti eltavolitas, tracheostomia (kb. 30%)
* Gyogyszeres kezelés:
— Aciclovir, cidofovir, bevacizumab
(Interferon, indole-3-carbinol, A-vitamin, fotodinamikus terapia)



Avastin (bevacizumab)

(I
E

g\kAvastin‘

infiziohoz
Bevacizumab

Vascularis endothelialis névekedési faktor (VEGF) ellenes 100mg/
humanizalt monoklonalis antitest :

Off-label engedély (életkor, javallat, alkalmazas és adagolas maddja)

Avastin intralesionalis injekcio 3-6 hetente a gége terlletére
injektalva (12,5mg/3ml)

A kezelés id6tartama alatt (1,5 év) papilloma recidiva 1 alkalommal
(2018.02.)

Kezelés mellett hosszabb panaszmentes id6szakok (6 honap)

Bevacizumab infiltralasok el6tti gyakori, elhuzodo légzészavar nem
fordult el6

Mellékhatast nem tapasztaltunk
Eddlgl taﬂpasztalatunk szerint hatasos es biztonsagos.
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N* . Klinikai gyogyszerész szerepe - %

Terapias javaslatok (klinikai vizsgalatok, szakirodalom)
— Referaldkon, viziteken aktiv részvétel

Gyogyszer alkalmazasi elGiras alapjan - off-label engedély
— Tanacsadas
— Kérelmezés folyamata, mddja, kontraindikaciok, papirmunka
Egyuttmuikodés tarsszakmakkal
— Kezel6orvos, sebész, radiologus, labor, gydgyszercég

Gyogyszer alkalmazasi maodja
— Magisztralis készitmény (Magisztralis laborban dolgozd gydgyszerész)
— Citosztatikum (Cato labor munkatarsai)

Tanacsadas, bizalom a szuldk felé
Terapia utankovetése, mellékhatas jelentés
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Koszonom a figyelmet!
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