Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Protokét nr 18/2013
z posiedzenia Rady Przejrzystosci
w dniu 1 lipca 2013 roku
w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych

Cztonkowie Rady Przejrzystosci (Rada) obecni na posiedzeniu:

PNV A WN R

Grzegorz Bfazewicz

Anna Cieslik

Andrzej Kokoszka

Michat Mysliwiec

Jakub Pawlikowski
Janusz Szyndler

Barbara Wajcik-Klikiewicz
Andrzej Wysocki

Nieobecni na posiedzeniu cztonkowie Rady:

1. Jerzy Stelmachéw
2. Rafat Suwinski
Porzadek obrad:

1. Otwarcie posiedzenia.

2. Omowienie i zatwierdzenie porzgdku obrad.

3. Omowienie konfliktéw interesow cztonkéw Rady i glosowanie nad ich wytaczeniem
z gtosowania albo z udziatu w zakresie omawianego wniosku.

4. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Erbitux (cetuksymab) we wskazaniu leczenie
ptaskonabtonkowego raka narzadéw gtowy i szyi w skojarzeniu z radioterapiag w miejscowo
zaawansowanej chorobie (ICD-10 C01, C05.0, C05.1, C05.2, C05.8, C05.9, C09.0, C09.1, C09.8,
C09.9, C10.0, C10.1, C10.2, C10.3, C10.4, Cl10.8, C10.9, C12.0, C13.0, C13.1, C13.2, C13.8,
C13.9, C32.0,C32.1,C32.2,C32.3,C32.8, C32.9).

5. Przygotowanie opinii w sprawie objecia refundacjg leku w zakresie wskazan do stosowania
lub dawkowania, lub sposobu podawania odmiennych niz okres$lone w Charakterystyce
Produktu Leczniczego w zakresie mozliwosci zastosowania fingolimodu i natalizumabu po
nieskutecznej terapii z zastosowaniem octanu glatirameru w ramach programu lekowego:
,Leczenie stwardnienia rozsianego po niepowodzeniu terapii lekami pierwszego rzutu lub
szybko rozwijajgce;j sie ciezkiej postaci stwardnienia rozsianego (ICD-10 G 35).

6. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku PKU COOLER (preparat ztozony) we

wskazaniu dieta eliminacyjna w fenyloketonurii gotowa do uzycia, w ptynie, skondensowana,
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porcjowana zawierajgca DHA przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r.z., mtodziezy, dorostych
oraz kobiet w cigzy.

7. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku PKU EXPRESS (preparat ztozony) we
wskazaniu dieta eliminacyjna w fenyloketonurii — skondensowany, porcjowany preparat w
proszku, przeznaczony dla dzieci powyzej 3 r.z., mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy.

8. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Mepact (mifamurtyd) we wskazaniu leczenie
immunomodulacyjne miesaka kosciopochodnego (OSTEOSARCOMA) (ICD-10 C40-41).

9. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Esbriet (pirfenidon) we wskazaniu leczenie
idiopatycznego wtdknienia ptuc (ICD-10 J 84.1).

10. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Sutent (sunitynib) we wskazaniu leczenie
wysoko zréznicowanego nowotworu neuroendokrynnego trzustki (ICD-10 C25.4).

11. Przygotowanie stanowiska w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje leku Kenalog
(triamcinolone acetonide) we wskazaniach bliznowiec, $wierzbigczka guzkowa, ciezka postac
tradzika skupionego/bliznowaciejacego.

12. Zamkniecie posiedzenia.

Ad.1. Posiedzenie o godzinie 10:25 otworzyt Wiceprzewodniczacy Rady Michat Mysliwiec.
Ad.2. Rada przyjeta jednogtosnie propozycje porzadku obrad przedstawiong przez Michata Mysliwca.

Ad.3. Konflikty intereséw zgtosili:

1) I <:6rezo Rada w wyniku gtosowania, jednogtosnie postanowita nie wytaczac z
gtosowan, ani z udziatu w pracach nad tematami objetymi dzisiejszym porzadkiem obrad.

2) . t6reco Rada w wyniku gtosowania, jednogtosnie postanowita nie wytaczac z
gtosowan, ani z udziatu w pracach nad tematami objetymi dzisiejszym porzadkiem obrad.

Ad.4. Pracownik Agencji przedstawit najistotniejsze informacje z analizy weryfikacyjnej Nr: AOTM-OT-
4351-4/2013 , Wniosek o objecie refundacjg i ustalenie ceny urzedowej leku Erbitux (cetuksymab) we
wskazaniu: Leczenie pacjentdw z rakiem ptaskonabtonkowym w obrebie gtowy i szyi w skojarzeniu z
radioterapig w miejscowo zaawansowanej chorobie”.

W dalszej kolejnosci projekt stanowiska przedstawit wyznaczony przez prowadzgcego posiedzenie
cztonek Rady.

Zaplanowana w tym miejscu telekonferencja z ekspertem zaproszonym do udziatu w telekonferencji
nie odbyta sie, poniewaz podjeta proba potgczenia telefonicznego nie powiodta sie.

W wyniku przeprowadzonej dyskusji Rada, przyjeta uchwaty bedacg jej stanowiskami, ktére stanowig
zatgczniki do protokotu:
1) Erbitux, cetuksymab, roztwér do infuzji, 5 mg/ml, 1 fiolka a 20 ml, kod EAN 5909990035922 —
w wyniku gtosowania 8 gtoséw za, 0 gtoséw przeciw;
2) Erbitux, cetuksymab, roztwér do infuzji, 5 mg/ml, 1 fiolka a 100 ml, kod EAN 5909990035946
—w wyniku gtosowania 8 gtosow za, 0 gtoséw przeciw.

Ad.5. Opinie na temat objecia refundacjg leku w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania,
lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce Produktu Leczniczego w
zakresie mozliwosci zastosowania fingolimodu i natalizumabu po nieskutecznej terapii z
zastosowaniem octanu glatirameru w ramach programu lekowego: ,Leczenie stwardnienia
rozsianego po niepowodzeniu terapii lekami pierwszego rzutu lub szybko rozwijajacej sie ciezkiej
postaci stwardnienia rozsianego przedstawit wyznaczony przez prowadzgcego posiedzenie cztonek
Rady.
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Zaplanowana w tym miejscu telekonferencja z ekspertem zaproszonym do udziatu w telekonferencji
nie odbyta sie, poniewaz podjeta prdoba potgczenia telefonicznego nie powiodta sie.

W wyniku przeprowadzonej dyskusji Rada, 8 gtosami za, przy 0 gtosow przeciw, przyjeta uchwate
bedaca jej opinig, ktdra stanowi zatgcznik do protokotu.

Ad. 6i 7. Pracownicy Agencji przedstawili najistotniejsze informacje z analiz weryfikacyjnych:

1) nr: AOTM-0T-4350-6/JM/2013 ,PKU Cooler 10 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10
g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051387; PKU Cooler 10 White, ptyn,
produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051394;
PKU Cooler 10 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml
EAN 5060014051363; PKU Cooler 10 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g
biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051370; PKU Cooler 15 Red, ptyn, produkt
gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 506001405141; PKU
Cooler 15 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130
ml EAN 5060014051431; PKU Cooler 15 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g
biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051424; PKU Cooler 15 White, ptyn,
produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051479;
PKU Cooler 20 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 506001405155; PKU Cooler 20 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g
biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051530; PKU Cooler 20 Orange, ptyn,
produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051547;
PKU Cooler 20 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051684 - we wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii gotowa do
uzycia, w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA przeznaczona dla dzieci
powyzej 3 r. 2., mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy”;

2) nr: AOTM-0T-4350-8/2013 , Wniosek o objecie refundacjg srodkow spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego: PKU Express 15 o smaku cytrynowym, proszek, 15 g biatka/25
g, 30 saszetek po 25 g, kod EAN 5060014051745; PKU Express 15 o smaku neutralnym,
proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod EAN 5060014051585; PKU Express 15 o
smaku owocéw tropikalnych, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod EAN
5060014051752; PKU Express 15 o smaku pomaranczowym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30
saszetek po 25 g, kod EAN, 5060014051738; PKU Express 20 o smaku cytrynowym, proszek,
20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod EAN 5060014051776; PKU Express 20 o smaku
neutralnym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod EAN 5060014051639; PKU
Express 20 o smaku owocow tropikalnych, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051783; PKU Express 20 o smaku pomaranczowym, proszek, 20 g biatka/25 g,
30 saszetek po 34 g, kod EAN 5060014051769 - we wskazaniu: dieta eliminacyjna w
fenyloketonurii — skondensowany, porcjowany preparat w proszku, przeznaczony dla dzieci
powyzej 3 r.z., mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy”.

Nastepnie projekty stanowisk przedstawit wyznaczony przez prowadzacego posiedzenie cztonek Rady.

Prowadzgcy posiedzenie Michat Mysliwiec zaproponowat, aby w przypadku obu oméwionych wyzej
srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego, Rada podjeta po jednej uchwale
dla kazdego srodka spozywczego, obejmujgcej wszystkie zgtoszone kody produktu leczniczego dla
danej substancji czynnej.

Whiosek zostat przyjety przez aklamacje.

W wyniku przeprowadzonej dyskusji Rada, przyjeta uchwaty bedacg jej stanowiskami, ktore stanowig
zatgczniki do protokotu:
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1) PKU Cooler 10 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87
ml EAN 5060014051387; PKU Cooler 10 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g
biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051394; PKU Cooler 10 Red, ptyn, produkt
gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051363; PKU Cooler
10 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN
5060014051370; PKU Cooler 15 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml,
30 torebek po 130 ml EAN 5060014051417; PKU Cooler 15 Purple, ptyn, produkt gotowy do
spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051431; PKU Cooler 15
Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml| EAN
5060014051424; PKU Cooler 15 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130
ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051479; PKU Cooler 20 Purple, ptyn, produkt gotowy
do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051554; PKU Cooler 20
Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN
5060014051530; PKU Cooler 20 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174
ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051547; PKU Cooler 20 Orange, ptyn, produkt gotowy
do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051684 — w wyniku
gtosowania 8 gtoséw za, 0 gtosdw przeciw;

2) PKU Express 15 o smaku cytrynowym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod EAN
5060014051745; PKU Express 15 o smaku neutralnym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek
po 25 g, kod EAN 5060014051585; PKU Express 15 o smaku owocow tropikalnych, proszek,
15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod EAN 5060014051752; PKU Express 15 o smaku
pomaranczowym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod EAN 5060014051738;
PKU Express 20 o smaku cytrynowym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod EAN
5060014051776, PKU Express 20 o smaku neutralnym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek
po 34 g, kod EAN 5060014051639; PKU Express 20 o smaku owocow tropikalnych, proszek,
20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod EAN 5060014051783; PKU Express 20 o smaku
pomaranczowym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod EAN 5060014051769 —
w wyniku gtosowania 8 gtoséw za, 0 gtoséw przeciw.

Ad.8. Pracownik Agencji przedstawit najistotniejsze informacje z analizy weryfikacyjnej Nr: AOTM-DS-
4351-1/2013 ,Whniosek o objecie refundacjg leku Mepact (mifamurtyd) we wskazaniu: leczenie
immunomodulacyjne miesaka kos$ciopochodnego (OSTEOSARCOMA) (ICD-10 C40-41)".

Nastepnie projekt stanowiska przedstawit wyznaczony przez prowadzacego posiedzenie cztonek Rady.

W dalszej kolejnosci przeprowadzono telekonferencje z ekspertem w dziedzinie onkologii klinicznej.
Ekspert zadeklarowat brak konfliktu intereséw.

W tym miejscu posiedzenia, jeden z Cztonkdéw Rady, ztozyt wniosek aby wystucha¢ eksperta, ktorego
pisemna opinia zostata uwzgledniona w analizie weryfikacyjnej, a ktorego nie zaproszono do udziatu
w telekonferencji. Jego zdaniem Rada powinna mieé¢ mozliwos$é wystuchania opinii ekspertéw
majacych przeciwne zdania na temat tego leku.

Prowadzacy posiedzenie polecit podjecie proby przeprowadzenia telekonferencji z ekspertem, a do
tego czasu odtozyt dyskusje i gtosowanie w tej sprawie.

Ad.9. Pracownik Agencji przedstawit najistotniejsze informacje z analizy weryfikacyjnej Nr: AOTM-
0T-4351-3/2013 ,Whniosek o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu produktu
leczniczego Esbriet (pirfenidon) w ramach Programu Lekowego: , Leczenie idiopatycznego witdknienia
ptuc (ICD-10184.1)".

W dalszej kolejnosci projekt stanowiska przedstawit wyznaczony przez prowadzgcego posiedzenie
cztonek Rady.
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W wyniku przeprowadzonej dyskusji Rada, przyjeta uchwaty bedacg jej stanowiskami, ktére stanowig
zatgczniki do protokotu:
1) Esbriet 267 mg kapsutki twarde, 63 kaps., kod EAN 8881661 — w wyniku gtosowania 8 gtoséw
za, 0 gtosow przeciw;
2) Esbriet 267 mg kapsutki twarde, 252 kaps., kod EAN 8881661 — w wyniku gtosowania
8 gloséw za, 0 gtosow przeciw.

Ad. 10. Pracownik Agencji przedstawit najistotniejsze informacje z analizy weryfikacyjnej Nr: AOTM-
0T-4351-5/2013 ,Wniosek o objecie refundacjg lekdow: Sutent (sunitynib) kapsutki twarde, 12,5 mg,
28 szt. kod EAN 5909990079377; Sutent (sunitynib) kapsutki twarde, 25 mg, 28 szt.kod EAN
5909990079384 - w ramach programu lekowego: leczenie wysoko zrdznicowanego nowotworu
neuroendokrynnego trzustki (ICD 10: C25.4)".

W dalszej kolejnosci projekt stanowiska przedstawit wyznaczony przez prowadzgcego posiedzenie
cztonek Rady.

W wyniku przeprowadzonej dyskusji Rada, przyjeta uchwaty bedacg jej stanowiskami, ktére stanowig
zataczniki do protokotu:
1) Sutent (sunitynib), kapsutki twarde 12,5 mg, 28 szt. kod EAN 5909990079377 — w wyniku
gtosowania 8 gtoséw za, 0 gtosdw przeciw;
2) Sutent (sunitynib), kapsutki twarde 25 mg, 28 szt. kod EAN 5909990079384 — w wyniku
gtosowania 8 gtoséw za, 0 gtoséw przeciw.

c.d. Ad. 8. Kontynuujac prace nad tematem objetym pkt 8 porzadku obrad przeprowadzono
telekonferencje z ekspertem w dziedzinie onkologii i hematologii dzieciecej. Ekspert zadeklarowat
brak konfliktu intereséw.

W wyniku przeprowadzonej dyskusji Rada, 6 gtosami za, przy 2 gtosach przeciw, przyjeta uchwate
bedaca jej stanowiskiem, ktdra stanowi zatgcznik do protokotu.

Ad.11. Pracownik Agencji przedstawit najistotniejsze informacje z raportu Nr: AOTM-RK-431-9/2013
,Kenalog (triamcinolone acetonide) amputki 0,01 g/ml oraz 0,04 g/ml, we wskazaniach: bliznowiec;
Swierzbigczka guzkowa; ciezka postac tradzika skupionego/bliznowaciejgcego”.

W dalszej kolejnosci projekt stanowiska przedstawit wyznaczony przez prowadzgcego posiedzenie
cztonek Rady.

W wyniku przeprowadzonej dyskusji Rada, 6 gtosami za, przy 2 gtosach przeciw, przyjeta uchwate
bedaca jej stanowiskiem, ktdra stanowi zatacznik do protokotu.

Ad.12. Prowadzacy posiedzenie Michat Mysliwiec zakoriczyt posiedzenie Rady o godzinie 14:40.

Protokot zatwierdzit prowadzacy posiedzenie:

Michat Mysliwiec
Wiceprzewodniczacy Rady Przejrzystosci



Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 99/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.
w sprawie oceny leku Erbitux (cetuksymab), EAN 5909990035922
we wskazaniu: leczenie pacjentéw z rakiem ptaskonabtonkowym
w obrebie gtowy i szyi w skojarzeniu z radioterapig w miejscowo
zaawansowanej chorobie

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadne objecie refundacjqg leku Erbitux
(cetuksymab), w ramach istniejgcej grupy limitowej, we wskazaniu: leczenie
pacjentdow z rakiem ptaskonabfonkowym w obrebie gfowy i szyi w skojarzeniu
zradioterapiq w miejscowo zaawansowanej chorobie i  wydawanie
go bezptatnie, w ramach programu lekowego. Rada uwaza, ze w kryteriach
kwalifikacji pacjentow do programu powinny by¢ uwzglednione: eGFR ponizej
50mli/min., niedostuch umiarkowany (40-70 dB) iudowodnienie obecnosci
polineuropatii w oparciu o badanie elektromiograficzne (EMG) Iub
elektroneurograficzne (ENG).

Uzasadnienie

Stosowanie napromieniania fqcznie z cetuksymabem u chorych z miejscowo
zaawansowanym (lll i IV stopieri zaawansowania po wytgczeniu IV stopnia
z obecnosciq przerzutéow w odlegtych narzqdach) rakiem ptaskonabtonkowym
narzqdow gfowy i szyi w bardzo dobrym lub dobrym stanie sprawnosci oraz
przeciwwskazaniami do stosowania cisplatyny podczas chemioradioterapii jest
obecnie najskuteczniejsza terapig, zgodnq z zaleceniami klinicznymi, zaréwno
polskimi jak i pochodzgcymi z innych krajow. Dodatkowo, zgodnie z sugestiq
Krajowego Konsultanta w dziedzinie onkologii klinicznej, Rada proponuje aby
finansowanie cetuksymabu w ramach programu lekowego dotyczyto
wyselekcjonowanej grupy pacjentow tj.

e stan sprawnosci jest bardzo dobry lub dobry (90-100 wedtug skali
Karnofsky’go);

e jstniejgce przeciwwskazania do stosowania chemioradioterapii z udziatem
cisplatyny;

e stosowana jest radioterapia 3D konformalna Ilub napromienianie
z modulowangq intensywnosciq wiqzki.

Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy objecia refundacjg produktu leczniczego Erbitux (cetuksymab), w
ramach programu lekowego ,Leczenie ptaskonabtonkowego raka narzadéw glowy i szyi w
skojarzeniu z radioterapig w miejscowo zaawansowanej chorobie”. Wniosek dotyczy zamieszczenia w

Agencja Oceny Technologii Medycznych
ul. I. Krasickiego 26, 02-611 Warszawa, tel. +48 22 56 67 200 fax +48 22 56 67 202
e-mail: sekretariat@aotm.gov.pl

www.aotm.gov.pl
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Wykazie refundowanych lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz
wyrobéw medycznych jako lekéw dostepnych bezptatnie w ramach zaproponowanego programu
lekowego oraz grupy limitowej nastepujgcych dawek i opakowan:

e Erbitux (cetuksymab), roztwér do infuzji, 5 mg/ml, 1 fiolka a 20 ml, kod EAN 5909990035922

e Erbitux (cetuksymab), roztwér do infuzji, 5 mg/ml, 1 fiolka a 100 ml, kod EAN
5909990035946

Niniejsze stanowisko dotyczy opakowania: Erbitux (cetuksymab), roztwdr do infuzji, 5 mg/ml, 1 fiolka
a 20 ml, kod EAN 5909990035922.

Problem zdrowotny

Nowotwory ztosliwe gtowy i szyi (ICD-10: C00-C14 i C30-C32) — wiekszo$¢ nowotworéw rozwijajgcych
sie w obrebie gérnego odcinka uktadu pokarmowego i drég oddechowych to raki ptaskonabtonkowe,
wywodzgce sie z nabtonka wielowarstwowego ptaskiego nierogowaciejgcego (tzw. raki
ptaskonabtonkowe gtowy i szyi).

Podstawowym czynnikiem przyczynowym ptaskonabtonkowych rakéw narzaddéw glowy i szyi s3
kancerogeny zawarte w dymie tytoniowym. Inne czynniki rakotwdrcze o udowodnionym znaczeniu
to: naduzywanie wysokoprocentowego alkoholu, zta higiena jamy ustnej oraz mechaniczne
draznienie bton sluzowych (np. Zle dopasowane protezy stomatologiczne).

W Polsce nowotwory nabftonkowe regionu gtowy i szyi stanowig nieco ponad 5% wszystkich
zarejestrowanych nowotwordéw ztosliwych, w tym ok. 7% wsréd mezczyzn i ponad 1% wsréd kobiet.
W ostatnich latach wystepuje rocznie okoto 6000 nowych zachorowan i 3800 zgondw z powodu
omawianych nowotwordw. Raki narzagddw gtowy i szyi najczesciej wystepujg u oséb po 45. roku
zycia. Wyjatek stanowi rak nosowej czesci gardfa, charakteryzujgcy sie wystepowaniem dwdch
szczytow zachorowalnosci: pomiedzy 15. a 35. rokiem zycia oraz powyzej 50. roku zycia.
Zachorowalnos$¢ na raka narzaddw gltowy i szyi jest prawie 5-krotnie wyzsza wsréd mezczyzn niz
wsrod kobiet.

Rutynowymi metodami postepowania u chorych na raka narzagdéw glowy i szyi we wczesnych
stopniach zaawansowania klinicznego (I-1l — cT1-2NO0) sg leczenie chirurgiczne oraz radioterapia
(RTH). Czesto stosuje sie kojarzenie obu metod (zawsze w sekwencji zabieg operacyjny—RTH). U
chorych w stopniu zaawansowania I-ll odsetek trwatych wyleczerh wynosi 60—90%. W nowotworach
bardziej zaawansowanych (stopnie llI-IV — cT3—-4 i/lub N1-3) (z wyjatkiem czesci przypadkow raka
gtosni) wyniki leczenia z zastosowaniem RTH i/lub chirurgii s3 znacznie gorsze (odsetek niepowodzen
miejscowych powyzej 60% i wyzisze ryzyko przerzutéw w narzadach odlegtych), co uzasadnia
wprowadzenie do klinicznej praktyki jednoczesnej chemioradioterapii (CRTH) z udziatem cisplatyny.

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Produkt leczniczy Erbitux (grupa farmakoterapeutyczna: leki przeciwnowotworowe, przeciwciata
monoklonalne), kod ATC: LO1XC 06) zawiera substancje czynng cetuksymab, bedgcy chimerycznym
przeciwciatem monoklonalnym IgG1 skierowanym swoiscie przeciwko receptorowi nabtonkowego
czynnika wzrostu (EGFR). Cetuksymab hamuje proliferacje i wzbudza apoptoze ludzkich komédrek
nowotworowych wykazujagcych ekspresje EGFR. W badaniach in vitro cetuksymab hamuje
wytwarzanie czynnikdw angiogennych przez komdrki nowotworowe i blokuje migracje komérek
srodbtonkowych. W badaniach in vivo cetuksymab hamuje ekspresje czynnikdw angiogennych przez
komaorki nowotworowe i powoduje zmniejszenie unaczynienia i przerzutowania nowotworu.

Alternatywne technologie medyczne

Technologiag najczesciej rekomendowang we wskazaniu: leczenie lokalnie zaawansowanego
ptaskonabtonkowego raka narzgdéw gtowy i szyi jest radioterapia lub chemioradioterapia stosowana
w skojarzeniu z cisplatyng lub cetuksymabem. Jednakze zgodnie z wnioskowanym projektem
programu lekowego: ,Leczenie ptaskonabtonkowego raka narzadow gtowy i szyi w skojarzeniu z
radioterapiag w miejscowo zaawansowanej chorobie” kryterium kwalifikacji do programu stanowi
m.in. ,,potwierdzenie obecnosci medycznych przeciwwskazan do jednoczesnej chemioradioterapii z
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udziatem pochodnych platyny”. W zwigzku z tym, technologig alternatywng dla cetuksymabu
pozostaje sama radioterapia.

Skutecznosé kliniczna

Celem analizy byta ocena skutecznosci klinicznej i bezpieczenstwa cetuksymabu w potgczeniu z
radioterapig (ERT), w leczeniu lokalnie zaawansowanego raka ptaskonabtonkowego gtowy i szyi.
Niniejszg analize oparto o 1 RCT bez zaslepienia (3 publikacje Bonner 2006, Curran 2007, Bonner
2010).

W ww. badaniu dominowali pacjenci z rakiem czesci ustnej gardta, ktérzy stanowili 63,4% pacjentéw
w grupie radioterapii i 56% w grupie otrzymujgcej cetuksymab + radioterapie.

Dodatkowo zidentyfikowano 5 prospektywnych, niekontrolowanych badan obserwacyjnych,
w ktdrych analizowano skutecznos¢ i bezpieczeristwo stosowania cetuksymabu w przedmiotowym
wskazaniu (Alongi 2012, Dattareya 2011, Pryor 2009, Valeriani 2012 i Robert 2001). W badaniu Alongi
2012 oceniano tylko bezpieczenstwo.

W analizie klinicznej wykazano istotne statystycznie (IS) rdinice na korzys¢ cetuksymabu w
potgczeniu z radioterapia w pordwnaniu z samg radioterapig w odniesieniu do nastepujgcych
punktow koncowych: czasu kontroli loko-regionalnej (14,9 mc vs 24,4 mc), czasu przezycia (29,3 mc
vs 49 mc), czasu przezycia bez progresji (12,4 mc vs 17,1 mc), odsetka kontroli loko-regionalnej po 3
latach, odsetka przezycia catkowitego (overall survival, OS) po 3 latach (wynik na granicy IS), odsetka
przezy¢ bez progresji po 3 latach, catkowitej odpowiedzi na leczenie.

Nie wykazano IS rdéznic miedzy analizowanymi interwencjami odnos$nie czestosci wystepowania
nastepujgcych punktéw korcowych: odsetek kontroli loko-regionalnej po 1. roku i po 2. latach,
odsetek przezyc¢ po 2 latach oraz po 5 latach (wynik na granicy IS), odsetek przezy¢ bez progresji po 2
latach oraz skumulowanej liczby stwierdzonych przerzutéw odlegtych po 1. roku i 2 latach oraz
nowotworow wtdrnych po 2 latach obserwacji.

W badaniach obserwacyjnych catkowitg odpowiedz na leczenie zaobserwowano u 21%-85% chorych.
Czesciowg odpowiedz na leczenie uzyskato 33% chorych w badaniu Robert 2001 i 47% chorych w
badaniu Dattareya 2011. W badaniu Dattareya 2011 przezycie catkowite w 2-letniej obserwacji
obserwowano u ponad 84% pacjentéw.

W ramach analizy post-hoc wykazano istotne zwiekszenie prawdopodobiedstwa przezycia
catkowitego w grupie otrzymujgcych ERT w podgrupach pacjentéw: z pierwotnym umiejscowieniem
nowotworu w czesci ustnej gardfa, z oceng TI-3 zaawansowania guza wg AJCC, poddanych
radioterapii przyspieszonej z jednoczasowym podwyzszaniem dawki (concomitant boost), z oceng
N1-N3 zajecia weztéw chtonnych wg AJCC (American Joint Committee on Cancer), z wysokim
wynikiem, 90-100 wg KPS, wsréd mezczyzn i w wieku <65 lat.

Skutecznos¢ praktyczna

Nie odnaleziono publikacji oceniajgcych skutecznos¢ praktyczng przedmiotowej technologii
medyczne;j.

Bezpieczenstwo stosowania

Po 3-letniej obserwacji, dziataniami niepozadanymi (DN) wystepujacymi IS czesciej w grupie
cetuksymabu z radioterapig niz w grupie z samg radioterapig byty: wysypki trgdzikowe, reakcje na
wstrzykniecie leku, anemia (we wszystkich stopniach nasilenia oraz w 3-5 stopniu nasilenia wg CTC),
utrata masy ciata, nudnosci, gorgczka, bél gtowy, swiad, dreszcze (we wszystkich stopniach nasilenia)
i po 5 latach obserwacji: wysypki tradzikowe (we wszystkich stopniach nasilenia, jak i 3-4 stopniu
nasilenia wg COSTAR (nie ma Internetu nie moge sprawdzic), reakcje skorne (w 3-4 stopniu nasilenia)
oraz reakcje na wstrzykniecie (we wszystkich stopniach nasilenia).

Najczesciej zgtaszanymi DN w badaniach obserwacyjnych byly: toksycznosé skérna wysypka
tradzikowa, zapalenie skory oraz zapalenie btony sluzowej.

Wg Charakterystyki Produktu Leczniczego gtéwnymi DN cetuksymabu s3g reakcje skorne (>80%
pacjentéw), hipomagnezemia (>10% pacjentédw) i reakcje zwigzane z podaniem wlewu dozylnego
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(>10% pacjentéw z tagodnymi lub umiarkowanymi objawami, u > 1% pacjentéw z ciezkimi objawami).
Ponadto po podaniu cetuksymabu z radioterapig odnotowywano przypadki zapalenia bton sluzowych
jamy ustnej, popromiennego zapalenia skory, reakcji alergicznych na cetuksymab czy pogorszenie
ogodlnego stanu zdrowia

Propozycje instrumentdéw dzielenia ryzyka
Nie dotyczy.
Stosunek kosztéw do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych

Celem analizy ekonomicznej byto oszacowanie efektywnosci kosztéw zastosowania cetuksymabu
w potaczeniu z radioterapia w poréwnaniu do samej radioterapii u pacjentow z lokalnie
zaawansowanym rakiem szyi i gtowy, ktdérzy majg przeciwwskazania do zastosowania
chemioradioterapii opartej na pochodnych platyny.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Celem analizy byto oszacowanie wptywu na budzet NFZ finansowania cetuksymabu (Erbitux) w
terapii lokalnie zaawansowanego ptaskonabtonkowego raka szyi i glowy w populacji, ktéra ma
przeciwwskazania do zastosowania chemioradioterapii opartej na pochodnych platyny w horyzoncie
kolejnych 2 lat od wprowadzenia refundacji.
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Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej

Odnaleziono 7 pozytywnych rekomendacji klinicznych (Polska, Stany Zjednoczone, Hiszpania, Kanada,
Francja, Szkocja) i 6 pozytywnych rekomendacji dotyczacych finansowania (Australia, Francja, Wielka
Brytania, Szkocja, Kanada, Czechy), w tym 4 z ograniczeniami, odnoszacych sie do stosowania
cetuksymabu w potaczeniu z radioterapig w zaawansowanym raku gtowy i szyi.

Dodatkowe uwagi Rady

Brak uwag.

Biorgc pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt 2 ustawy o refundacji lekdw, srodkdw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny
Technologii Medycznych AOTM-0T-4351-4/2013, ,Whniosek o objecie refundacjg i ustalenie ceny urzedowej leku Erbitux
(cetuksymab) we wskazaniu: Leczenie pacjentow z rakiem ptaskonabtonkowym w obrebie gtowy i szyi w skojarzeniu z
radioterapiag w miejscowo zaawansowanej chorobie.”, czerwiec 2013.

Inne wykorzystane zrédta danych, oprécz wskazanych w ww. raporcie:
1. Stanowisko eksperckie przedstawione w trakcie posiedzenia w dniu 1.07.2013r.
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Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 100/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.
w sprawie oceny leku Erbitux (cetuksymab) EAN 5909990035946
we wskazaniu Leczenie pacjentdéw z rakiem ptaskonabtonkowym
w obrebie gtowy i szyi w skojarzeniu z radioterapig w miejscowo
zaawansowanej chorobie.

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadne objecie refundacjq leku Erbitux
(cetuksymab), w ramach istniejgcej grupy limitowej, we wskazaniu: leczenie
pacjentow z rakiem ptaskonabtonkowym w obrebie gtowy i szyi w skojarzeniu
z radioterapiq w miejscowo  zaawansowanej chorobie | wydawanie
go bezptatnie, w ramach programu lekowego. Rada uwaza, ze w kryteriach
kwalifikacji pacjentow do programu powinny byc¢ uwzglednione: eGFR ponizej
50ml/min., niedostuch umiarkowany (40-70 dB) iudowodnienie obecnosci
polineuropatii w oparciu o badanie elektromiograficzne (EMG) Iub
elektroneurograficzne (ENG).

Uzasadnienie

Stosowanie napromieniania fqgcznie z cetuksymabem u chorych z miejscowo
zaawansowanym (lll i IV stopieri zaawansowania po wytgczeniu IV stopnia
z obecnosciq przerzutéow w odlegtych narzqdach) rakiem ptaskonabtonkowym
narzqdow gfowy i szyi w bardzo dobrym lub dobrym stanie sprawnosci oraz
przeciwwskazaniami do stosowania cisplatyny podczas chemioradioterapii jest
obecnie najskuteczniejsza terapiqg, zgodnq z zaleceniami klinicznymi, zarowno
polskimi jak i pochodzgcymi z innych krajow. Dodatkowo, zgodnie z sugestiq
Krajowego Konsultanta w dziedzinie onkologii klinicznej, Rada proponuje aby
finansowanie cetuksymabu w ramach programu lekowego dotyczyto
wyselekcjonowanej grupy pacjentow tj.

e stan sprawnosci jest bardzo dobry Ilub dobry (90-100 wedtug skali
Karnofsky’go);

e jstniejgce przeciwwskazania do stosowania chemioradioterapii z udziatem
cisplatyny;

e stosowana jest radioterapia 3D konformalna Ilub napromienianie
z modulowang intensywnosciq wigzki.

Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy objecia refundacjg produktu leczniczego Erbitux (cetuksymab), w
ramach programu lekowego ,Leczenie pfaskonabtonkowego raka narzadéw gltowy i szyi w
skojarzeniu z radioterapig w miejscowo zaawansowanej chorobie”. Wniosek dotyczy zamieszczenia w

Agencja Oceny Technologii Medycznych
ul. I. Krasickiego 26, 02-611 Warszawa, tel. +48 22 56 67 200 fax +48 22 56 67 202
e-mail: sekretariat@aotm.gov.pl

www.aotm.gov.pl
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Wykazie refundowanych lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz
wyrobéw medycznych jako lekéw dostepnych bezptatnie w ramach zaproponowanego programu
lekowego oraz grupy limitowej _ nastepujacych dawek i opakowarn:

e Erbitux (cetuksymab), roztwér do infuzji, 5 mg/ml, 1 fiolka a 20 ml, kod EAN 5909990035922

e Erbitux (cetuksymab), roztwér do infuzji, 5 mg/ml, 1 fiolka a 100 ml, kod EAN
5909990035946

Niniejsze stanowisko dotyczy opakowania: Erbitux (cetuksymab), roztwdr do infuzji, 5 mg/ml, 1 fiolka
a 100 ml, kod EAN 5909990035946.

Problem zdrowotny

Jak w stanowisku nr 99/2013.

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Jak w stanowisku nr 99/2013.

Alternatywne technologie medyczne

Jak w stanowisku nr 99/2013.

Skutecznos¢ kliniczna

Jak w stanowisku nr 99/2013.

Skutecznos¢ praktyczna

Jak w stanowisku nr 99/2013.

Bezpieczenstwo stosowania

Jak w stanowisku nr 99/2013.

Propozycje instrumentdéw dzielenia ryzyka

Jak w stanowisku nr 99/2013.

Stosunek kosztow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych
Jak w stanowisku nr 99/2013.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Jak w stanowisku nr 99/2013.

Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej
Jak w stanowisku nr 99/2013.

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej
Jak w stanowisku nr 99/2013.

Dodatkowe uwagi Rady

Jak w stanowisku nr 99/2013.

Biorac pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.
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Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt 2 ustawy o refundacji lekdw, srodkdw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny
Technologii Medycznych AOTM-0T-4351-4/2013, ,Whniosek o objecie refundacjg i ustalenie ceny urzedowej leku Erbitux
(cetuksymab) we wskazaniu: Leczenie pacjentéw z rakiem ptaskonabtonkowym w obrebie gtowy i szyi w skojarzeniu z
radioterapiag w miejscowo zaawansowanej chorobie.”, czerwiec 2013.

Inne wykorzystane zrédta danych, oprécz wskazanych w ww. raporcie:

1. Stanowisko eksperckie przedstawione w trakcie posiedzenia w dniu 1.07.2013r.
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Rada Przejrzystosci

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 187/2013 z dnia 1 lipca 2013 .

w sprawie w sprawie wydania z urzedu decyzji o objeciu refundacjg
leku przy danych klinicznych, w zakresie wskazan do stosowania
lub dawkowania, lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone
w ChPL w zakresie mozliwosci zastosowania fingolimodu
i natalizumabu po nieskutecznej terapii z zastosowaniem octanu
glatirameru w ramach programu lekowego , Leczenie stwardnienia
rozsianego po niepowodzeniu terapii lekami pierwszego rzutu
lub szybko rozwijajgce;j sie ciezkiej postaci stwardnienia rozsianego
(ICD-10 G 35)”

Rada Przejrzystosci wyraza pozytywng opinie w sprawie objecia refundacjg
fingolimodu i natalizumabu, w zakresie wskazan do stosowania
lub dawkowania, odmiennych niz okreslone w Charakterystyce Produktu
Leczniczego, po nieskutecznej terapii z zastosowaniem octanu glatirameru,
wramach programu lekowego ,lLeczenie  stwardnienia  rozsianego
po niepowodzeniu terapii lekami pierwszego rzutu lub szybko rozwijajqcej sie
ciezkiej postaci stwardnienia rozsianego (ICD-10 G 35)”.

Uzasadnienie

Leczenie stwardnienia rozsianego w postaci rzutowo-remisyjnej wedfug
aktualnego stanu wiedzy obejmuje stosowanie lekow modyfikujgcych przebieg
choroby, ktorych mechanizmy dziatania zwigzane sq z istotnym wptywem na
uktad immunologiczny. Do lekdw pierwszego rzutu zalicza sie preparaty
interferonow beta oraz octanu glatirameru. W przypadku szybko postepujgcej
postaci stwardnienia rozsianego lub przy nieskutecznosci leczenia przy pomocy
interferonu, zgodnie z zatwierdzonymi charakterystykami produktow
leczniczych, zastosowanie znajdujqg natalizumab lub fingolimod.

W chwili obecnej brak jest twardych danych pochodzgcych z wysokiej jakosci
badan klinicznych, niemniej jednak, wedtug zalecenr ekspertow (Fazekas 2013;
Fazekas 2012; Rio 2011) oraz dowoddw klinicznych nizszej jakosci natalizumab
i fingolimod mogg by¢ stosowane w przypadku nieskutecznosci leczenia
pierwszorzutowego przy pomocy octanu glatirameru czyli w grupie pacjentow
z wysokq aktywnoscig choroby, jako leki drugiego rzutu.

Przedmiot zlecenia

Agencja Oceny Technologii Medycznych
ul. I. Krasickiego 26, 02-611 Warszawa, tel. +48 22 56 67 200 fax +48 22 56 67 202
e-mail: sekretariat@aotm.gov.pl

www.aotm.gov.pl
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Przedmiotem zlecenia Ministra Zdrowia byto przygotowanie opinii Rady Przejrzystosci w sprawie
wydania z urzedu decyzji o objeciu refundacjg leku przy danych klinicznych, w zakresie wskazan do
stosowania lub dawkowania, lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce
Produktu Leczniczego w zakresie mozliwosci zastosowania fingolimodu i natalizumabu po
nieskutecznej terapii z zastosowaniem octanu glatirameru w ramach programu lekowego ,Leczenie
stwardnienia rozsianego po niepowodzeniu terapii lekami pierwszego rzutu lub szybko rozwijajacej
sie ciezkiej postaci stwardnienia rozsianego (ICD-10 G 35)” (pismo z dnia 24 czerwca 2013 r. o

sygnaturze MZ-PLA-460-16752-45/KK/13). Substancje czynne i wnioskowane wskazania
pozarejestracyjne:
L.p. Substancja czynna Whnioskowany program lekowy

,Leczenie stwardnienia rozsianego po niepowodzeniu terapii
lekami pierwszego rzutu lub szybko rozwijajacej sie ciezkiej
postaci stwardnienia rozsianego (ICD-10 G 35)" — zataczono opis
programu

1 Fingolimod

2 Natalizumab

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekéw, srodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz.U. 2011 nr 122 poz. 696 z pdzn. zm.) w zwigzku z art. 31s ust. 6 p. 5 ustawy o
$wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych Dz.U. 2004 Nr 210 poz. 2135 z pdzn. zm.).

Inne wykorzystane zrédta danych, oprdcz wskazanych w ww. raporcie:

1. Nie dotyczy.
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 101/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.
w sprawie oceny srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego PKU Cooler 10 Red EAN 5060014051363
we wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii
gotowa do uzycia, w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajgca
DHA przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., mtodziezy, dorostych
oraz kobiet w cigzy

Rada uwazZa za zasadne finansowanie Srodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego PKU Cooler we wszystkich zarejestrowanych
wskazaniach, w ramach oddzielnej grupy limitowej z odptatnosciqg 30%. Rada
nie akceptuje proponowanego mechanizmu podziatu ryzyka.

Uzasadnienie

Objecie refundacjq preparatu PKU Cooler zwiekszy roznorodnos¢ preparatow
Zywieniowych dostepnych w Polsce dla pacjentow 2z fenyloketonuriq.
Rdznorodnosc¢ form i smakow preparatow dla pacjentow z fenyloketonuriqg jest
kluczowa dla poprawy stosowania sie do zalecen lekarzy (adherencji).

Przedmiot wniosku

Przedmiotem wniosku jest objecia refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, stosowanych we wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii
gotowa do uzycia, w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r.
2., mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy. Zlecenie MZ dotyczy:

e PKU Cooler 10 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po
87 ml EAN 5060014051387;

e PKU Cooler 10 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po
87 ml EAN 5060014051394;

e PKU Cooler 10 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN
5060014051363;

e PKU Cooler 10 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN
5060014051370;

e PKU Cooler 15 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051417;

e PKU Cooler 15 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml
EAN 5060014051431;

e PKU Cooler 15 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml
EAN 5060014051424,

e  PKU Cooler 15 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN
5060014051479;
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 101/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

e PKU Cooler 20 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml
EAN 5060014051554,

e PKU Cooler 20 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051530;

e PKU Cooler 20 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml
EAN 5060014051547;

e PKU Cooler 20 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN
5060014051684.

Niniejsze stanowisko dotyczy opakowania: PKU Cooler 10 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g
biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051363.

Problem zdrowotny

Klasyczna hiperfenyloalaninemia, nazywana fenyloketonurig (phenylketonuria, PKU), jest spowodowana
catkowitym brakiem aktywnosci hydroksylazy fenyloalaniny, enzymu warunkujgcego przemiane fenyloalaniny
w tyrozyne. Badania przesiewowe w kierunku PKU, wykonywane u wszystkich noworodkdéw, umozliwiajg
rozpoznanie choroby w okresie bezobjawowym i wczesne eliminowanie fenyloalaniny z diety, co zapobiega
postepujgcemu uszkodzeniu mézgu. Warunkiem petnej skutecznosci leczenia fenyloketonurii jest rozpoczecie
stosowania diety eliminacyjnej najpdzniej w 3. mz. i systematyczne jej przestrzeganie. W celu obnizenia
stezenia fenyloalaniny we krwi stosuje sie rézne mieszanki mlekozastepcze, ktore pozwalajg na ograniczenie
podazy fenyloalaniny, bez zmniejszenia ogdlnej podazy biatka (specjalne mieszanki lecznicze réznych firm).
Najwyzsze stezenie fenyloalaniny w czasie leczenia powinno wynosi¢ 3-7 mg/dl (0,18-0,42 mmol/l). Nadmierne
obnizenie podazy fenyloalaniny moze prowadzi¢ do jej niedoboru: zahamowania wzrostu, sennosci,
niedokrwistosci, biegunki, a nawet do zgonu. Obecnie coraz powszechniej uwaza sie, ze ograniczenia
dietetyczne nalezy stosowac przez cate zycie. Szczegdlnie wazne jest utrzymanie stezenia fenyloalaniny ponizej
10 mg/dl (0,6 mmol/l) w czasie trwania cigzy u kobiet z fenyloketonurig. Wyzsze stezenia fenyloalaniny u
przysztej matki zagrazaja wystgpieniem unoworodka tzw. fenyloketonurii matczynej, ktdra objawia sie
opdznieniem umystowym, matogtowiem, niekiedy wrodzong wadg serca.

Warunkiem petnej skutecznosci leczenia fenyloketonurii jest rozpoczecie stosowania diety eliminacyjnej
najpozniej w 3 mz. i systematyczne jej przestrzeganie. W celu obnizenia stezenia fenyloalaniny we krwi stosuje
sie rézne mieszanki mlekozastepcze, ktére pozwalajg na ograniczenie podazy fenyloalaniny, bez zmniejszenia
ogdlnej podazy biatka (specjalne mieszanki lecznicze réznych firm).

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Rodzina produktow PKU Express - dietetyczne srodki spozywcze specjalnego przeznaczenia zywieniowego.

Alternatywne technologie medyczne

Skutecznosé kliniczna
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 101/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

Skutecznos¢ praktyczna

Bezpieczenstwo stosowania

Propozycje instrumentdéw dzielenia ryzyka

Stosunek kosztéw do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych
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Wptyw na budzet ptatnika publicznego




Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 101/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej

paz-gru 2013

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej

Odnalezione wytyczne kliniczne zalecajg stosowanie diety niskofenyloalaninowej; w zadnym
z dokumentdw nie znalazta sie informacja zalecajgca konkretnie diete PKU Cooler. Podstawg diety s3
biatkozastepcze preparaty nisko— lub bezfenyloalaninowe Mozliwe jest spozywanie niskobiatkowych
pokarméw (owoce, warzywa niskoskrobiowe). Informacje o pozytywnej rekomendacji refundacyjnej
dla diety PKU Cooler odnaleziono jedynie na stronie PBAC.

Dodatkowe uwagi Rady

Brak uwag.

Biorac pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt 2 ustawy o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny
Technologii Medycznych AOTM-0T-4350-6/JM/2013, ,PKU Cooler 10 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051387, PKU Cooler 10 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051394, PKU Cooler 10 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051363, PKU Cooler 10 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051370, PKU Cooler 15 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 101/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051417, PKU Cooler 15 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051431, PKU Cooler 15 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051424, PKU Cooler 15 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051479, PKU Cooler 20 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051554 PKU Cooler 20 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051530, PKU Cooler 20 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051547, PKU Cooler 20 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051684 we wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii gotowa
do uzycia, w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajagca DHA przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., mtodziezy,
dorostych oraz kobiet w cigzy” ,czerwiec 2013.

Inne wykorzystane zrédta danych, oprocz wskazanych w ww. raporcie:

1. Nie dotyczy.
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr102/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

w sprawie oceny srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego PKU Cooler 10 Orange EAN 5060014051370 we
wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii gotowa do uzycia,
w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA
przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., mtodziezy, dorostych oraz
kobiet w cigzy

Rada uwazZa za zasadne finansowanie Ssrodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego PKU Cooler we wszystkich zarejestrowanych
wskazaniach, w ramach oddzielnej grupy limitowej z odptatnosciqg 30%. Rada
nie akceptuje proponowanego mechanizmu podziatu ryzyka.

Uzasadnienie

Objecie refundacjq preparatu PKU Cooler zwiekszy roznorodnosc¢ preparatow
Zywieniowych dostepnych w Polsce dla pacjentow 2z fenyloketonuriq.
Rdznorodnos¢ form i smakow preparatdow dla pacjentow z fenyloketonuriq jest
kluczowa dla poprawy stosowania sie do zalecen lekarzy (adherencji).

Przedmiot wniosku

Przedmiotem wniosku jest objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, stosowanych we wskazaniu: dieta eliminacyjna
w fenyloketonurii gotowa do uzycia, w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA
przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy. Zlecenie MZ
dotyczy:
e PKU Cooler 10 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po
87 ml EAN 5060014051387,

e PKU Cooler 10 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po
87 ml EAN 5060014051394;

e PKU Cooler 10 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml
EAN 5060014051363;

e PKU Cooler 10 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po
87 ml EAN 5060014051370;

e PKU Cooler 15 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051417;

e PKU Cooler 15 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051431;

e PKU Cooler 15 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051424;
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 102/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

e PKU Cooler 15 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051479;

e PKU Cooler 20 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051554;

e PKU Cooler 20 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051530;

e PKU Cooler 20 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml| EAN 5060014051547;

e PKU Cooler 20 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051684.

Niniejsze stanowisko dotyczy opakowania: PKU Cooler 10 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 m| EAN 5060014051370.

Problem zdrowotny

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Alternatywne technologie medyczne

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Skutecznos¢ kliniczna

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Skutecznos¢ praktyczna

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Bezpieczenstwo stosowania

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Propozycje instrumentdéw dzielenia ryzyka

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Stosunek kosztow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych
Jak w stanowisku nr 101/2013.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej
Jak w stanowisku nr 101/2013.

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej
Jak w stanowisku nr 101/2013.

Dodatkowe uwagi Rady

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Biorac pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 102/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

.
Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt 2 ustawy o refundacji lekdw, srodkdw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny
Technologii Medycznych AOTM-0T-4350-6/JM/2013, ,PKU Cooler 10 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051387, PKU Cooler 10 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051394, PKU Cooler 10 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051363, PKU Cooler 10 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051370, PKU Cooler 15 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051417, PKU Cooler 15 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051431, PKU Cooler 15 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051424, PKU Cooler 15 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051479, PKU Cooler 20 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051554 PKU Cooler 20 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051530, PKU Cooler 20 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051547, PKU Cooler 20 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051684 we wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii gotowa
do uzycia, w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajagca DHA przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., mtodziezy,
dorostych oraz kobiet w cigzy” ,czerwiec 2013.

Inne wykorzystane zrdédta danych, oprdécz wskazanych w ww. raporcie:

1. Nie dotyczy.
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 103/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

w sprawie oceny srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego PKU Cooler 10 Purple EAN 5060014051387 we
wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii gotowa do uzycia,
w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA
przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., mtodziezy, dorostych oraz
kobiet w cigzy

Rada uwazZa za zasadne finansowanie Ssrodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego PKU Cooler we wszystkich zarejestrowanych
wskazaniach, w ramach oddzielnej grupy limitowej z odptatnosciqg 30%. Rada
nie akceptuje proponowanego mechanizmu podziatu ryzyka.

Uzasadnienie

Objecie refundacjq preparatu PKU Cooler zwiekszy roZznorodnosc¢ preparatow
Zywieniowych dostepnych w Polsce dla pacjentow 2z fenyloketonuriq.
Rdznorodnos¢ form i smakow preparatdow dla pacjentow z fenyloketonuriq jest
kluczowa dla poprawy stosowania sie do zalecen lekarzy (adherencji).

Przedmiot wniosku

Przedmiotem wniosku jest objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, stosowanych we wskazaniu: dieta eliminacyjna
w fenyloketonurii gotowa do uzycia, w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA
przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy. Zlecenie MZ
dotyczy:
e PKU Cooler 10 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po
87 ml EAN 5060014051387,

e PKU Cooler 10 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po
87 ml EAN 5060014051394;

e PKU Cooler 10 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml
EAN 5060014051363;

e PKU Cooler 10 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po
87 ml EAN 5060014051370;

e PKU Cooler 15 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051417;

e PKU Cooler 15 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051431;

e PKU Cooler 15 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051424;
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e PKU Cooler 15 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051479;

e PKU Cooler 20 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051554;

e PKU Cooler 20 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051530;

e PKU Cooler 20 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051547;

e PKU Cooler 20 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051684.

Niniejsze stanowisko dotyczy opakowania: PKU Cooler 10 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 m| EAN 5060014051387.

Problem zdrowotny

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Alternatywne technologie medyczne

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Skutecznos¢ kliniczna

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Skutecznos¢ praktyczna

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Bezpieczenstwo stosowania

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Propozycje instrumentdéw dzielenia ryzyka

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Stosunek kosztow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych
Jak w stanowisku nr 101/2013.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej
Jak w stanowisku nr 101/2013.

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej
Jak w stanowisku nr 101/2013.

Dodatkowe uwagi Rady

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Biorac pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 103/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

.
Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt 2 ustawy o refundacji lekdw, srodkdw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny
Technologii Medycznych AOTM-0T-4350-6/JM/2013, ,PKU Cooler 10 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051387, PKU Cooler 10 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051394, PKU Cooler 10 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051363, PKU Cooler 10 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051370, PKU Cooler 15 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051417, PKU Cooler 15 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051431, PKU Cooler 15 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051424, PKU Cooler 15 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051479, PKU Cooler 20 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051554 PKU Cooler 20 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051530, PKU Cooler 20 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051547, PKU Cooler 20 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051684 we wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii gotowa
do uzycia, w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., mtodziezy,
dorostych oraz kobiet w cigzy” ,czerwiec 2013.

Inne wykorzystane zrédta danych, oprocz wskazanych w ww. raporcie:

1. Nie dotyczy.
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 104/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

w sprawie oceny srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego PKU Cooler 10 White EAN 5060014051394 we
wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii gotowa do uzycia,
w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA
przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., mtodziezy, dorostych oraz
kobiet w cigzy

Rada uwazZa za zasadne finansowanie Ssrodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego PKU Cooler we wszystkich zarejestrowanych
wskazaniach, w ramach oddzielnej grupy limitowej z odptatnosciqg 30%. Rada
nie akceptuje proponowanego mechanizmu podziatu ryzyka.

Uzasadnienie

Objecie refundacjq preparatu PKU Cooler zwiekszy roZznorodnosc¢ preparatow
Zywieniowych dostepnych w Polsce dla pacjentow 2z fenyloketonuriq.
Rdznorodnos¢ form i smakow preparatdow dla pacjentow z fenyloketonuriq jest
kluczowa dla poprawy stosowania sie do zalecen lekarzy (adherencji).

Przedmiot wniosku

Przedmiotem wniosku jest objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, stosowanych we wskazaniu: dieta eliminacyjna
w fenyloketonurii gotowa do uzycia, w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA
przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., miodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy. Zlecenie MZ
dotyczy:
e PKU Cooler 10 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po
87 ml EAN 5060014051387,

e PKU Cooler 10 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po
87 ml EAN 5060014051394;

e PKU Cooler 10 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml
EAN 5060014051363;

e PKU Cooler 10 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po
87 ml EAN 5060014051370;

e PKU Cooler 15 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051417;

e PKU Cooler 15 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051431;

e PKU Cooler 15 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051424;
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 104/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

e PKU Cooler 15 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051479;

e PKU Cooler 20 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051554;

e PKU Cooler 20 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051530;

e PKU Cooler 20 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051547;

e PKU Cooler 20 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051684.

Niniejsze stanowisko dotyczy opakowania: PKU Cooler 10 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051394.

Problem zdrowotny

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Alternatywne technologie medyczne

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Skutecznos¢ kliniczna

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Skutecznos¢ praktyczna

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Bezpieczenstwo stosowania

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Propozycje instrumentdéw dzielenia ryzyka

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Stosunek kosztow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych
Jak w stanowisku nr 101/2013.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej
Jak w stanowisku nr 101/2013.

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej
Jak w stanowisku nr 101/2013.

Dodatkowe uwagi Rady

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Biorac pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 104/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

.
Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt 2 ustawy o refundacji lekdw, srodkdw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny
Technologii Medycznych AOTM-0T-4350-6/JM/2013, ,PKU Cooler 10 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051387, PKU Cooler 10 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051394, PKU Cooler 10 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051363, PKU Cooler 10 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051370, PKU Cooler 15 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051417, PKU Cooler 15 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051431, PKU Cooler 15 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051424, PKU Cooler 15 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051479, PKU Cooler 20 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051554 PKU Cooler 20 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051530, PKU Cooler 20 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051547, PKU Cooler 20 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051684 we wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii gotowa
do uzycia, w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., mtodziezy,
dorostych oraz kobiet w cigzy” ,czerwiec 2013.

Inne wykorzystane zrdédta danych, oprocz wskazanych w ww. raporcie:

1. Nie dotyczy.
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 105/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

w sprawie oceny srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego PKU Cooler 15 Orange EAN 5060014051424 we
wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii gotowa do uzycia,
w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA
przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., mtodziezy, dorostych oraz
kobiet w cigzy

Rada uwazZa za zasadne finansowanie Ssrodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego PKU Cooler we wszystkich zarejestrowanych
wskazaniach, w ramach oddzielnej grupy limitowej z odptatnosciqg 30%. Rada
nie akceptuje proponowanego mechanizmu podziatu ryzyka.

Uzasadnienie

Objecie refundacjq preparatu PKU Cooler zwiekszy roZznorodnosc¢ preparatow
Zywieniowych dostepnych w Polsce dla pacjentow 2z fenyloketonuriq.
Rdznorodnos¢ form i smakow preparatdow dla pacjentow z fenyloketonuriq jest
kluczowa dla poprawy stosowania sie do zalecen lekarzy (adherencji).

Przedmiot wniosku

Przedmiotem wniosku jest objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, stosowanych we wskazaniu: dieta eliminacyjna
w fenyloketonurii gotowa do uzycia, w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA
przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy. Zlecenie MZ
dotyczy:
e PKU Cooler 10 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po
87 ml EAN 5060014051387,

e PKU Cooler 10 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po
87 ml EAN 5060014051394;

e PKU Cooler 10 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml
EAN 5060014051363;

e PKU Cooler 10 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po
87 ml EAN 5060014051370;

e PKU Cooler 15 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051417;

e PKU Cooler 15 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051431;

e PKU Cooler 15 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051424;
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 105/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

e PKU Cooler 15 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051479;

e PKU Cooler 20 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051554;

e PKU Cooler 20 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051530;

e PKU Cooler 20 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml| EAN 5060014051547;

e PKU Cooler 20 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051684.

Niniejsze stanowisko dotyczy opakowania: PKU Cooler 15 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051424,

Problem zdrowotny

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Alternatywne technologie medyczne

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Skutecznos¢ kliniczna

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Skutecznos¢ praktyczna

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Bezpieczenstwo stosowania

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Propozycje instrumentdéw dzielenia ryzyka

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Stosunek kosztow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych
Jak w stanowisku nr 101/2013.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej
Jak w stanowisku nr 101/2013.

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej
Jak w stanowisku nr 101/2013.

Dodatkowe uwagi Rady

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Biorac pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 105/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

.
Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt 2 ustawy o refundacji lekdw, srodkdw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny
Technologii Medycznych AOTM-0T-4350-6/JM/2013, ,PKU Cooler 10 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051387, PKU Cooler 10 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051394, PKU Cooler 10 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051363, PKU Cooler 10 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051370, PKU Cooler 15 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051417, PKU Cooler 15 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051431, PKU Cooler 15 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051424, PKU Cooler 15 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051479, PKU Cooler 20 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051554 PKU Cooler 20 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051530, PKU Cooler 20 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051547, PKU Cooler 20 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051684 we wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii gotowa
do uzycia, w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., mtodziezy,
dorostych oraz kobiet w cigzy” ,czerwiec 2013.

Inne wykorzystane zrédta danych, oprécz wskazanych w ww. raporcie:

1. Nie dotyczy.
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 106/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

w sprawie oceny srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego PKU Cooler 15 Purple EAN 5060014051431 we
wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii gotowa do uzycia,
w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA
przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., mtodziezy, dorostych oraz
kobiet w cigzy

Rada uwazZa za zasadne finansowanie Ssrodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego PKU Cooler we wszystkich zarejestrowanych
wskazaniach, w ramach oddzielnej grupy limitowej z odptatnosciqg 30%. Rada
nie akceptuje proponowanego mechanizmu podziatu ryzyka.

Uzasadnienie

Objecie refundacjq preparatu PKU Cooler zwiekszy roZznorodnosc¢ preparatow
Zywieniowych dostepnych w Polsce dla pacjentow 2z fenyloketonuriq.
Rdznorodnos¢ form i smakow preparatdow dla pacjentow z fenyloketonuriq jest
kluczowa dla poprawy stosowania sie do zalecen lekarzy (adherencji).

Przedmiot wniosku

Przedmiotem wniosku jest objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, stosowanych we wskazaniu: dieta eliminacyjna
w fenyloketonurii gotowa do uzycia, w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA
przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., miodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy. Zlecenie MZ
dotyczy:
e PKU Cooler 10 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po
87 ml EAN 5060014051387,

e PKU Cooler 10 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po
87 ml EAN 5060014051394;

e PKU Cooler 10 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml
EAN 5060014051363;

e PKU Cooler 10 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po
87 ml EAN 5060014051370;

e PKU Cooler 15 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051417;

e PKU Cooler 15 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051431;

e PKU Cooler 15 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051424;
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e PKU Cooler 15 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051479;

e PKU Cooler 20 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051554;

e PKU Cooler 20 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051530;

e PKU Cooler 20 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051547;

e PKU Cooler 20 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051684.

Niniejsze stanowisko dotyczy opakowania: PKU Cooler 15 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051431.

Problem zdrowotny

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Alternatywne technologie medyczne

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Skutecznos¢ kliniczna

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Skutecznos¢ praktyczna

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Bezpieczenstwo stosowania

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Propozycje instrumentdéw dzielenia ryzyka

Jak w stanowisku nr xx/2013.

Stosunek kosztow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych
Jak w stanowisku nr 101/2013.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej
Jak w stanowisku nr 101/2013.

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej
Jak w stanowisku nr 101/2013.

Dodatkowe uwagi Rady

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Biorac pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 106/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

.
Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt 2 ustawy o refundacji lekdw, srodkdw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny
Technologii Medycznych AOTM-0T-4350-6/JM/2013, ,PKU Cooler 10 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051387, PKU Cooler 10 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051394, PKU Cooler 10 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051363, PKU Cooler 10 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051370, PKU Cooler 15 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051417, PKU Cooler 15 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051431, PKU Cooler 15 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051424, PKU Cooler 15 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051479, PKU Cooler 20 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051554 PKU Cooler 20 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051530, PKU Cooler 20 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051547, PKU Cooler 20 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051684 we wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii gotowa
do uzycia, w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., mtodziezy,
dorostych oraz kobiet w cigzy” ,czerwiec 2013.

Inne wykorzystane zrédta danych, oprocz wskazanych w ww. raporcie:

1. Nie dotyczy.
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr107/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

w sprawie oceny srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego PKU Cooler 15 Red EAN 5060014051417 we
wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii gotowa do uzycia,
w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA
przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., mtodziezy, dorostych oraz
kobiet w cigzy

Rada uwazZa za zasadne finansowanie Ssrodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego PKU Cooler we wszystkich zarejestrowanych
wskazaniach, w ramach oddzielnej grupy limitowej z odptatnosciqg 30%. Rada
nie akceptuje proponowanego mechanizmu podziatu ryzyka.

Uzasadnienie

Objecie refundacjq preparatu PKU Cooler zwiekszy roZznorodnosc¢ preparatow
Zywieniowych dostepnych w Polsce dla pacjentow 2z fenyloketonuriq.
Rdznorodnos¢ form i smakow preparatdow dla pacjentow z fenyloketonuriq jest
kluczowa dla poprawy stosowania sie do zalecen lekarzy (adherencji).

Przedmiot wniosku

Przedmiotem wniosku jest objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, stosowanych we wskazaniu: dieta eliminacyjna
w fenyloketonurii gotowa do uzycia, w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA
przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., miodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy. Zlecenie MZ
dotyczy:
e PKU Cooler 10 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po
87 ml EAN 5060014051387,

e PKU Cooler 10 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po
87 ml EAN 5060014051394;

e PKU Cooler 10 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml
EAN 5060014051363;

e PKU Cooler 10 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po
87 ml EAN 5060014051370;

e PKU Cooler 15 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051417;

e PKU Cooler 15 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051431;

e PKU Cooler 15 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051424;
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 107/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

e PKU Cooler 15 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051479;

e PKU Cooler 20 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051554;

e PKU Cooler 20 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051530;

e PKU Cooler 20 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051547;

e PKU Cooler 20 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051684.

Niniejsze stanowisko dotyczy opakowania: PKU Cooler 15 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15
g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051417.

Problem zdrowotny

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Alternatywne technologie medyczne

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Skutecznos¢ kliniczna

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Skutecznos¢ praktyczna

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Bezpieczenstwo stosowania

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Propozycje instrumentdéw dzielenia ryzyka

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Stosunek kosztow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych
Jak w stanowisku nr 101/2013.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej
Jak w stanowisku nr 101/2013.

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej
Jak w stanowisku nr 101/2013.

Dodatkowe uwagi Rady

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Biorac pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 107/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

.
Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt 2 ustawy o refundacji lekdw, srodkdw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny
Technologii Medycznych AOTM-0T-4350-6/JM/2013, ,PKU Cooler 10 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051387, PKU Cooler 10 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051394, PKU Cooler 10 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051363, PKU Cooler 10 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051370, PKU Cooler 15 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051417, PKU Cooler 15 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051431, PKU Cooler 15 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051424, PKU Cooler 15 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051479, PKU Cooler 20 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051554 PKU Cooler 20 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051530, PKU Cooler 20 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051547, PKU Cooler 20 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051684 we wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii gotowa
do uzycia, w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., mtodziezy,
dorostych oraz kobiet w cigzy” ,czerwiec 2013.

Inne wykorzystane zrédta danych, oprocz wskazanych w ww. raporcie:

1. Nie dotyczy.
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 108/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

w sprawie oceny srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego PKU Cooler 15 White EAN 5060014051479 we
wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii gotowa do uzycia,
w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA
przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., mtodziezy, dorostych oraz
kobiet w cigzy

Rada uwazZa za zasadne finansowanie Ssrodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego PKU Cooler we wszystkich zarejestrowanych
wskazaniach, w ramach oddzielnej grupy limitowej z odptatnosciqg 30%. Rada
nie akceptuje proponowanego mechanizmu podziatu ryzyka.

Uzasadnienie

Objecie refundacjq preparatu PKU Cooler zwiekszy roZznorodnosc¢ preparatow
Zywieniowych dostepnych w Polsce dla pacjentow 2z fenyloketonuriq.
Rdznorodnos¢ form i smakow preparatdow dla pacjentow z fenyloketonuriq jest
kluczowa dla poprawy stosowania sie do zalecen lekarzy (adherencji).

Przedmiot wniosku

Przedmiotem wniosku jest objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, stosowanych we wskazaniu: dieta eliminacyjna
w fenyloketonurii gotowa do uzycia, w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA
przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., miodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy. Zlecenie MZ
dotyczy:
e PKU Cooler 10 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po
87 ml EAN 5060014051387,

e PKU Cooler 10 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po
87 ml EAN 5060014051394;

e PKU Cooler 10 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml
EAN 5060014051363;

e PKU Cooler 10 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po
87 ml EAN 5060014051370;

e PKU Cooler 15 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051417;

e PKU Cooler 15 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051431;

e PKU Cooler 15 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051424;
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 108/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

e PKU Cooler 15 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051479;

e PKU Cooler 20 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051554;

e PKU Cooler 20 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051530;

e PKU Cooler 20 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051547;

e PKU Cooler 20 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051684.

Niniejsze stanowisko dotyczy opakowania: PKU Cooler 15 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051479.

Problem zdrowotny

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Alternatywne technologie medyczne

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Skutecznos¢ kliniczna

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Skutecznos¢ praktyczna

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Bezpieczenstwo stosowania

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Propozycje instrumentdéw dzielenia ryzyka

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Stosunek kosztow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych
Jak w stanowisku nr 101/2013.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej
Jak w stanowisku nr 101/2013.

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej
Jak w stanowisku nr 101/2013.

Dodatkowe uwagi Rady

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Biorac pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 108/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

.
Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt 2 ustawy o refundacji lekdw, srodkdw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny
Technologii Medycznych AOTM-0T-4350-6/JM/2013, ,PKU Cooler 10 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051387, PKU Cooler 10 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051394, PKU Cooler 10 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051363, PKU Cooler 10 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051370, PKU Cooler 15 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051417, PKU Cooler 15 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051431, PKU Cooler 15 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051424, PKU Cooler 15 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051479, PKU Cooler 20 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051554 PKU Cooler 20 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051530, PKU Cooler 20 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051547, PKU Cooler 20 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051684 we wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii gotowa
do uzycia, w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., mtodziezy,
dorostych oraz kobiet w cigzy” ,czerwiec 2013.

Inne wykorzystane zrédta danych, oprocz wskazanych w ww. raporcie:

1. Nie dotyczy.
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 109/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

w sprawie oceny srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego PKU Cooler 20 Orange EAN 5060014051547 we
wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii gotowa do uzycia,
w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA
przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., mtodziezy, dorostych oraz
kobiet w cigzy

Rada uwazZa za zasadne finansowanie Ssrodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego PKU Cooler we wszystkich zarejestrowanych
wskazaniach, w ramach oddzielnej grupy limitowej z odptatnosciqg 30%. Rada
nie akceptuje proponowanego mechanizmu podziatu ryzyka.

Uzasadnienie

Objecie refundacjq preparatu PKU Cooler zwiekszy roZznorodnosc¢ preparatow
Zywieniowych dostepnych w Polsce dla pacjentow 2z fenyloketonuriq.
Rdznorodnos¢ form i smakow preparatdow dla pacjentow z fenyloketonuriq jest
kluczowa dla poprawy stosowania sie do zalecen lekarzy (adherencji).

Przedmiot wniosku

Przedmiotem wniosku jest objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, stosowanych we wskazaniu: dieta eliminacyjna
w fenyloketonurii gotowa do uzycia, w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA
przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., miodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy. Zlecenie MZ
dotyczy:
e PKU Cooler 10 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po
87 ml EAN 5060014051387,

e PKU Cooler 10 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po
87 ml EAN 5060014051394;

e PKU Cooler 10 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml
EAN 5060014051363;

e PKU Cooler 10 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po
87 ml EAN 5060014051370;

e PKU Cooler 15 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051417;

e PKU Cooler 15 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051431;

e PKU Cooler 15 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051424;
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e PKU Cooler 15 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051479;

e PKU Cooler 20 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051554;

e PKU Cooler 20 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051530;

e PKU Cooler 20 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051547;

e PKU Cooler 20 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051684.

Niniejsze stanowisko dotyczy opakowania: PKU Cooler 20 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml| EAN 5060014051547.

Problem zdrowotny

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Alternatywne technologie medyczne

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Skutecznos¢ kliniczna

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Skutecznos¢ praktyczna

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Bezpieczenstwo stosowania

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Propozycje instrumentdéw dzielenia ryzyka

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Stosunek kosztow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych
Jak w stanowisku nr 101/2013.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej
Jak w stanowisku nr 101/2013.

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej
Jak w stanowisku nr 101/2013.

Dodatkowe uwagi Rady

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Biorac pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 109/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

.
Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt 2 ustawy o refundacji lekdw, srodkdw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny
Technologii Medycznych AOTM-0T-4350-6/JM/2013, ,PKU Cooler 10 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051387, PKU Cooler 10 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051394, PKU Cooler 10 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051363, PKU Cooler 10 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051370, PKU Cooler 15 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051417, PKU Cooler 15 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051431, PKU Cooler 15 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051424, PKU Cooler 15 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051479, PKU Cooler 20 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051554 PKU Cooler 20 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051530, PKU Cooler 20 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051547, PKU Cooler 20 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051684 we wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii gotowa
do uzycia, w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., mtodziezy,
dorostych oraz kobiet w cigzy” ,czerwiec 2013.

Inne wykorzystane zrédta danych, oprocz wskazanych w ww. raporcie:

1. Nie dotyczy.
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr110/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

w sprawie oceny srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego PKU Cooler 20 Purple EAN 5060014051554 we
wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii gotowa do uzycia,
w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA
przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., mtodziezy, dorostych oraz
kobiet w cigzy

Rada uwazZa za zasadne finansowanie Ssrodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego PKU Cooler we wszystkich zarejestrowanych
wskazaniach, w ramach oddzielnej grupy limitowej z odptatnosciqg 30%. Rada
nie akceptuje proponowanego mechanizmu podziatu ryzyka.

Uzasadnienie

Objecie refundacjq preparatu PKU Cooler zwiekszy roZznorodnosc¢ preparatow
Zywieniowych dostepnych w Polsce dla pacjentow 2z fenyloketonuriq.
Rdznorodnos¢ form i smakow preparatdow dla pacjentow z fenyloketonuriq jest
kluczowa dla poprawy stosowania sie do zalecen lekarzy (adherencji).

Przedmiot wniosku

Przedmiotem wniosku jest objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, stosowanych we wskazaniu: dieta eliminacyjna
w fenyloketonurii gotowa do uzycia, w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA
przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., miodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy. Zlecenie MZ
dotyczy:
e PKU Cooler 10 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po
87 ml EAN 5060014051387,

e PKU Cooler 10 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po
87 ml EAN 5060014051394;

e PKU Cooler 10 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml
EAN 5060014051363;

e PKU Cooler 10 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po
87 ml EAN 5060014051370;

e PKU Cooler 15 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051417;

e PKU Cooler 15 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051431;

e PKU Cooler 15 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051424;

Agencja Oceny Technologii Medycznych
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 110/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

e PKU Cooler 15 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051479;

e PKU Cooler 20 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051554;

e PKU Cooler 20 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051530;

e PKU Cooler 20 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051547;

e PKU Cooler 20 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051684.

Niniejsze stanowisko dotyczy opakowania: PKU Cooler 20 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051554,

Problem zdrowotny

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Alternatywne technologie medyczne

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Skutecznos¢ kliniczna

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Skutecznos¢ praktyczna

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Bezpieczenstwo stosowania

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Propozycje instrumentdéw dzielenia ryzyka

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Stosunek kosztow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych
Jak w stanowisku nr 101/2013.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej
Jak w stanowisku nr 101/2013.

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej
Jak w stanowisku nr 101/2013.

Dodatkowe uwagi Rady

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Biorac pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 110/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

.
Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt 2 ustawy o refundacji lekdw, srodkdw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny
Technologii Medycznych AOTM-0T-4350-6/JM/2013, ,PKU Cooler 10 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051387, PKU Cooler 10 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051394, PKU Cooler 10 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051363, PKU Cooler 10 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051370, PKU Cooler 15 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051417, PKU Cooler 15 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051431, PKU Cooler 15 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051424, PKU Cooler 15 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051479, PKU Cooler 20 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051554 PKU Cooler 20 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051530, PKU Cooler 20 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051547, PKU Cooler 20 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051684 we wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii gotowa
do uzycia, w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., mtodziezy,
dorostych oraz kobiet w cigzy” ,czerwiec 2013.

Inne wykorzystane zrédta danych, oprocz wskazanych w ww. raporcie:

1. Nie dotyczy.
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr111/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

w sprawie oceny srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego PKU Cooler 20 Red EAN 5060014051530 we
wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii gotowa do uzycia,
w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA
przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., mtodziezy, dorostych oraz
kobiet w cigzy

Rada uwazZa za zasadne finansowanie Ssrodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego PKU Cooler we wszystkich zarejestrowanych
wskazaniach, w ramach oddzielnej grupy limitowej z odptatnosciqg 30%. Rada
nie akceptuje proponowanego mechanizmu podziatu ryzyka.

Uzasadnienie

Objecie refundacjq preparatu PKU Cooler zwiekszy roZznorodnosc¢ preparatow
Zywieniowych dostepnych w Polsce dla pacjentow 2z fenyloketonuriq.
Rdznorodnos¢ form i smakow preparatdow dla pacjentow z fenyloketonuriq jest
kluczowa dla poprawy stosowania sie do zalecen lekarzy (adherencji).

Przedmiot wniosku

Przedmiotem wniosku jest objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, stosowanych we wskazaniu: dieta eliminacyjna
w fenyloketonurii gotowa do uzycia, w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA
przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., miodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy. Zlecenie MZ
dotyczy:
e PKU Cooler 10 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po
87 ml EAN 5060014051387,

e PKU Cooler 10 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po
87 ml EAN 5060014051394;

e PKU Cooler 10 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml
EAN 5060014051363;

e PKU Cooler 10 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po
87 ml EAN 5060014051370;

e PKU Cooler 15 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051417;

e PKU Cooler 15 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051431;

e PKU Cooler 15 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051424;
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 111/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

e PKU Cooler 15 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051479;

e PKU Cooler 20 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051554;

e PKU Cooler 20 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051530;

e PKU Cooler 20 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051547;

e PKU Cooler 20 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po
174 ml EAN 5060014051684.

Niniejsze stanowisko dotyczy opakowania: PKU Cooler 20 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20
g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051530.

Problem zdrowotny

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Alternatywne technologie medyczne

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Skutecznos¢ kliniczna

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Skutecznos¢ praktyczna

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Bezpieczenstwo stosowania

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Propozycje instrumentdéw dzielenia ryzyka

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Stosunek kosztow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych
Jak w stanowisku nr 101/2013.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej
Jak w stanowisku nr 101/2013.

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej
Jak w stanowisku nr 101/2013.

Dodatkowe uwagi Rady

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Biorac pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 111/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

.
Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt 2 ustawy o refundacji lekdw, srodkdw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny
Technologii Medycznych AOTM-0T-4350-6/JM/2013, ,PKU Cooler 10 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051387, PKU Cooler 10 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051394, PKU Cooler 10 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051363, PKU Cooler 10 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051370, PKU Cooler 15 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051417, PKU Cooler 15 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051431, PKU Cooler 15 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051424, PKU Cooler 15 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051479, PKU Cooler 20 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051554 PKU Cooler 20 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051530, PKU Cooler 20 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051547, PKU Cooler 20 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051684 we wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii gotowa
do uzycia, w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., mtodziezy,
dorostych oraz kobiet w cigzy” ,czerwiec 2013.

Inne wykorzystane zrédta danych, oprocz wskazanych w ww. raporcie:

1. Nie dotyczy.
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr112/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

w sprawie oceny srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego PKU Cooler 20 White EAN 5060014051684 we
wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii gotowa do uzycia,
w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA
przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., mtodziezy, dorostych oraz
kobiet w cigzy

Rada uwazZa za zasadne finansowanie Ssrodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego PKU Cooler we wszystkich zarejestrowanych
wskazaniach, w ramach oddzielnej grupy limitowej z odptatnosciqg 30%. Rada
nie akceptuje proponowanego mechanizmu podziatu ryzyka.

Uzasadnienie

Objecie refundacjq preparatu PKU Cooler zwiekszy roZznorodnosc¢ preparatow
Zywieniowych dostepnych w Polsce dla pacjentow 2z fenyloketonuriq.
Rdznorodnosc¢ form i smakow preparatdow dla pacjentow z fenyloketonuriq jest
kluczowa dla poprawy stosowania sie do zalecen lekarzy (adherencji).

Przedmiot wniosku

Przedmiotem wniosku jest objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, stosowanych we wskazaniu: dieta eliminacyjna
w fenyloketonurii gotowa do uzycia, w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA
przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., miodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy. Zlecenie MZ
dotyczy:
e PKU Cooler 10 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po
87 ml EAN 5060014051387,

e PKU Cooler 10 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po
87 ml EAN 5060014051394;

e PKU Cooler 10 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml
EAN 5060014051363;

e PKU Cooler 10 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po
87 ml EAN 5060014051370;

e PKU Cooler 15 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051417;

e PKU Cooler 15 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051431;
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e PKU Cooler 15 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po

130 ml EAN 5060014051424,

e PKU Cooler 15 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po

130 ml EAN 5060014051479;

e PKU Cooler 20 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po

174 ml EAN 5060014051554;

e PKU Cooler 20 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po

174 ml EAN 5060014051530;

e PKU Cooler 20 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po

174 ml| EAN 5060014051547

e PKU Cooler 20 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po

174 ml EAN 5060014051684.

Niniejsze stanowisko dotyczy opakowania: PKU Cooler 20 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,

20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml| EAN 5060014051684.
Problem zdrowotny

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Alternatywne technologie medyczne

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Skutecznos¢ kliniczna

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Skutecznos¢ praktyczna

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Bezpieczenstwo stosowania

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Propozycje instrumentdéw dzielenia ryzyka

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Stosunek kosztéw do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych
Jak w stanowisku nr 101/2013.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Jak w stanowisku nr 101/2013.

Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej
Jak w stanowisku nr 101/2013.

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej
Jak w stanowisku nr 101/2013.

Dodatkowe uwagi Rady

Jak w stanowisku nr 101/2013.
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 112/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

Biorac pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.

.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt 2 ustawy o refundacji lekdw, srodkdw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny
Technologii Medycznych AOTM-0T-4350-6/JM/2013, ,PKU Cooler 10 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051387, PKU Cooler 10 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051394, PKU Cooler 10 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051363, PKU Cooler 10 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051370, PKU Cooler 15 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051417, PKU Cooler 15 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051431, PKU Cooler 15 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051424, PKU Cooler 15 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051479, PKU Cooler 20 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051554 PKU Cooler 20 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051530, PKU Cooler 20 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051547, PKU Cooler 20 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia,
20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051684 we wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii gotowa
do uzycia, w ptynie, skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., mtodziezy,
dorostych oraz kobiet w cigzy” ,czerwiec 2013.

Inne wykorzystane zrédta danych, oprécz wskazanych w ww. raporcie:

1. Nie dotyczy.
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 113/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.
w sprawie oceny srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego PKU Express 15 o smaku neutralnym
EAN 5060014051585 we wskazaniu: dieta eliminacyjna
w fenyloketonurii — skondensowany, porcjowany preparat w proszku,
przeznaczony dla dzieci powyzej 3 r.z., mtodziezy, dorostych oraz
kobiet w cigzy

Rada uwazZa za zasadne finansowanie Srodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego PKU Express we wszystkich zarejestrowanych
wskazaniach, w ramach oddzielnej grupy limitowej z odptatnosciqg 30%. Rada
nie akceptuje proponowanego mechanizmu podziatu ryzyka.

Uzasadnienie

Objecie refundacjq preparatu PKU Express zwiekszy roZznorodnosc¢ preparatow
Zywieniowych dostepnych w Polsce dla pacjentow 2z fenyloketonuriq.
Rdznorodnosc¢ form i smakow preparatow dla pacjentow z fenyloketonuriqg jest
kluczowa dla poprawy poprawy stosowania sie do zalecen lekarzy (adherencji).

Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy objecia refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu srodkdéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, stosowanych we wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii —
skondensowany, porcjowany preparat w proszku, przeznaczony dla dzieci powyzej 3 r.z., mtodziezy, dorostych
oraz kobiet w cigzy. Zlecenie MZ dotyczy:

e PKU Express 15 o smaku cytrynowym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051745;

e PKU Express 15 o smaku neutralnym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051585;

e PKU Express 15 o smaku owocow tropikalnych, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod EAN
5060014051752;

e PKU Express 15 o smaku pomarafnczowym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod EAN
5060014051738;

e PKU Express 20 o smaku cytrynowym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051776;

e PKU Express 20 o smaku neutralnym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051639;

e PKU Express 20 o smaku owocdw tropikalnych, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod EAN
5060014051783;

e PKU Express 20 o smaku pomaranczowym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod EAN
5060014051769.

Agencja Oceny Technologii Medycznych
ul. I. Krasickiego 26, 02-611 Warszawa, tel. +48 22 56 67 200 fax +48 22 56 67 202
e-mail: sekretariat@aotm.gov.pl

www.aotm.qgov.pl




Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 113/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

Niniejsze stanowisko dotyczy opakowania: PKU Express 15 o smaku neutralnym, proszek,
15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod EAN 5060014051585.

Problem zdrowotny

Klasyczna hiperfenyloalaninemia, nazywana fenyloketonurig (phenylketonuria = PKU), jest spowodowana
catkowitym brakiem aktywnosci hydroksylazy fenyloalaniny, enzymu warunkujgcego przemiane fenyloalaniny
w tyrozyne. Badania przesiewowe w kierunku PKU, wykonywane u wszystkich noworodkdéw, umozliwiajg
rozpoznanie choroby w okresie bezobjawowym i wczesne eliminowanie fenyloalaniny z diety, co zapobiega
postepujgcemu uszkodzeniu mézgu. Warunkiem petnej skutecznosci leczenia fenyloketonurii jest rozpoczecie
stosowania diety eliminacyjnej najpdzniej w 3. mz. i systematyczne jej przestrzeganie. W celu obnizenia
stezenia fenyloalaniny we krwi stosuje sie rézne mieszanki mlekozastepcze, ktore pozwalajg na ograniczenie
podazy fenyloalaniny, bez zmniejszenia ogdlnej podazy biatka (specjalne mieszanki lecznicze réznych firm).
Najwyzsze stezenie fenyloalaniny w czasie leczenia powinno wynosi¢ 3-7 mg/dl (0,18-0,42 mmol/l). Nadmierne
obnizenie podazy fenyloalaniny moze prowadzi¢ do jej niedoboru: zahamowania wzrostu, sennosci,
niedokrwistosci, biegunki, a nawet do zgonu. Obecnie coraz powszechniej uwaza sie, ze ograniczenia
dietetyczne nalezy stosowac przez cate zycie. Szczegdlnie wazne jest utrzymanie stezenia fenyloalaniny ponizej
10 mg/dl (0,6 mmol/l) w czasie trwania cigzy u kobiet z fenyloketonurig. Wyzsze stezenia fenyloalaniny u
przysztej matki zagrazajg wystgpieniem u noworodka tzw. fenyloketonurii matczynej, ktéra objawia sie
opdznieniem umystowym, matogtowiem, niekiedy wrodzong wadg serca.

Warunkiem petnej skutecznosci leczenia fenyloketonurii jest rozpoczecie stosowania diety eliminacyjnej
najpdzniej w 3. mz. i systematyczne jej przestrzeganie. W celu obnizenia stezenia fenyloalaniny we krwi stosuje
sie rézne mieszanki mlekozastepcze, ktére pozwalajg na ograniczenie podazy fenyloalaniny, bez zmniejszenia
ogdlnej podazy biatka (specjalne mieszanki lecznicze réznych firm).

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Rodzina produktow PKU Cooler - dietetyczne srodki spozywcze specjalnego przeznaczenia medycznego.
Data wydania pozwolenia na dopuszczenie do obrotu: 31.12.2012r.

Wskazanie: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii gotowa do uzycia, w ptynie, skondensowana, porcjowana
zawierajgca DHA przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r.z., mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy.

Zalecana dawka produktu zalezy od wieku, masy ciata oraz stanu klinicznego pacjenta.

Alternatywne technologie medyczne

Skutecznosé kliniczna
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 113/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

Skutecznos¢ praktyczna




Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 113/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

Bezpieczenstwo stosowania

Propozycje instrumentdéw dzielenia ryzyka

Stosunek kosztéw do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 113/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego




Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 113/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

i

Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej

T
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 113/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej

Odnalezione wytyczne kliniczne zalecajg stosowanie diety niskofenyloalaninowej, w zadnym z dokumentdéw nie
znalazta sie informacja zalecajgca konkretnie diete PKU Express. Podstawg diety sg biatkozastepcze preparaty
nisko— lub bezfenyloalaninowe Mozliwe jest spozywanie niskobiatkowych pokarmoéow (owoce, warzywa
niskoskrobiowe). Nie odnaleziono rekomendacji klinicznych odnoszacych sie wprost do wnioskowanego $sspz.
Informacje o refundacji diety PKU Express odnaleziono jedynie na stronie PBAC. Zamieszczono tam jedynie
adnotacje o pozytywnej rekomendacji.

Dodatkowe uwagi Rady

Nie dotyczy.

Biorac pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt 2 ustawy o refundacji lekdw, srodkdw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny
Technologii Medycznych AOTM-0T-4350-8/2013, ,Whniosek o objecie refundacjg $rodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego: PKU Express 15 o smaku cytrynowym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051745, PKU Express 15 o smaku neutralnym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051585, PKU Express 15 o smaku owocow tropikalnych, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051752, PKU Express 15 o smaku pomaranczowym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051738, PKU Express 20 o smaku cytrynowym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051776, PKU Express 20 o smaku neutralnym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051639, PKU Express 20 o smaku owocdw tropikalnych, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051783, PKU Express 20 o smaku pomaranczowym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051769, we wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii — skondensowany, porcjowany preparat
w proszku, przeznaczony dla dzieci powyzej 3 r.z., mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy” ,czerwiec 2013.

Inne wykorzystane Zrédta danych, oprécz wskazanych w ww. raporcie:

1. Nie dotyczy.
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr114/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

w sprawie oceny srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego PKU Express 20 o smaku neutralnym EAN
5060014051639 we wskazaniu dieta eliminacyjna w fenyloketonurii —
skondensowany, porcjowany preparat w proszku, przeznaczony dla
dzieci powyzej 3 r.z., mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy

Rada uwazZa za zasadne finansowanie srodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego PKU Express we wszystkich zarejestrowanych
wskazaniach, w ramach oddzielnej grupy limitowej z odptatnoscig 30%. Rada
nie akceptuje proponowanego mechanizmu podziatu ryzyka.

Uzasadnienie

Objecie refundacjq preparatu PKU Express zwiekszy roznorodnosc¢ preparatow
Zywieniowych dostepnych w Polsce dla pacjentow 2z fenyloketonuriq.
Rdznorodnosc¢ form i smakow preparatow dla pacjentow z fenyloketonuriq jest
kluczowa dla poprawy stosowania sie do zalecen lekarzy (adherencji).

Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu srodkdéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego, stosowanych we wskazaniu: dieta
eliminacyjna w fenyloketonurii — skondensowany, porcjowany preparat w proszku, przeznaczony dla
dzieci powyzej 3 r.z., mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy. Zlecenie MZ dotyczy:

e PKU Express 15 o smaku cytrynowym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051745;

e PKU Express 15 o smaku neutralnym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051585;

e PKU Express 15 o smaku owocdw tropikalnych, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po
25 g, kod EAN 5060014051752;

e PKU Express 15 o smaku pomaranczowym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po
25 g, kod EAN 5060014051738;

e PKU Express 20 o smaku cytrynowym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051776;

e PKU Express 20 o smaku neutralnym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051639;

e PKU Express 20 o smaku owocow tropikalnych, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g,
kod EAN 5060014051783,

e PKU Express 20 o smaku pomaraficzowym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g,
kod EAN 5060014051769.

Agencja Oceny Technologii Medycznych
ul. I. Krasickiego 26, 02-611 Warszawa, tel. +48 22 56 67 200 fax +48 22 56 67 202
e-mail: sekretariat@aotm.gov.pl

www.aotm.qgov.pl




Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 114/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

Niniejsze stanowisko dotyczy opakowania: PKU Express 20 o smaku neutralnym, proszek, 20 g
biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod EAN 5060014051639.

Problem zdrowotny

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Alternatywne technologie medyczne

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Skutecznos¢ kliniczna

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Skutecznos¢ praktyczna

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Bezpieczenstwo stosowania

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Propozycje instrumentéw dzielenia ryzyka

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Stosunek kosztéw do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych
Jak w stanowisku nr 113/2013.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej
Jak w stanowisku nr 113/2013.

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej
Jak w stanowisku nr 113/2013.

Dodatkowe uwagi Rady

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Biorgc pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt 2 ustawy o refundacji lekdw, srodkdw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny
Technologii Medycznych AOTM-0T-4350-8/2013, ,Whniosek o objecie refundacjg $rodkéw spozywczych specjalnego

przeznaczenia zywieniowego: PKU Express 15 o smaku cytrynowym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051745, PKU Express 15 o smaku neutralnym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 114/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

EAN 5060014051585, PKU Express 15 o smaku owocdéw tropikalnych, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051752, PKU Express 15 o smaku pomaranczowym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051738, PKU Express 20 o smaku cytrynowym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051776, PKU Express 20 o smaku neutralnym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051639, PKU Express 20 o smaku owocdw tropikalnych, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051783, PKU Express 20 o smaku pomaranczowym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051769, we wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii — skondensowany, porcjowany preparat
w proszku, przeznaczony dla dzieci powyzej 3 r.z., mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy” ,czerwiec 2013.

Inne wykorzystane zrédta danych, oprécz wskazanych w ww. raporcie:

1. Nie dotyczy.
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr115/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

w sprawie oceny srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego PKU Express 15 o smaku pomaranczowym EAN
5060014051738 we wskazaniu dieta eliminacyjna w fenyloketonurii —
skondensowany, porcjowany preparat w proszku, przeznaczony dla
dzieci powyzej 3 r.z., mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy

Rada uwazZa za zasadne finansowanie srodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego PKU Express we wszystkich zarejestrowanych
wskazaniach, w ramach oddzielnej grupy limitowej z odptatnoscig 30%. Rada
nie akceptuje proponowanego mechanizmu podziatu ryzyka.

Uzasadnienie

Objecie refundacjq preparatu PKU Express zwiekszy roznorodnosc¢ preparatow
Zywieniowych dostepnych w Polsce dla pacjentow z fenyloketonuriq.
Rdznorodnosc¢ form i smakow preparatdow dla pacjentow z fenyloketonuriq jest
kluczowa dla poprawy stosowania sie do zalecen lekarzy (adherencji).

Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu srodkdéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego, stosowanych we wskazaniu: dieta
eliminacyjna w fenyloketonurii — skondensowany, porcjowany preparat w proszku, przeznaczony dla
dzieci powyzej 3 r.z., mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy. Zlecenie MZ dotyczy:

e PKU Express 15 o smaku cytrynowym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051745;

e PKU Express 15 o smaku neutralnym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051585;

e PKU Express 15 o smaku owocdw tropikalnych, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po
25 g, kod EAN 5060014051752;

e PKU Express 15 o smaku pomaranczowym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po
25 g, kod EAN 5060014051738;

e PKU Express 20 o smaku cytrynowym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051776;

e PKU Express 20 o smaku neutralnym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051639;

e PKU Express 20 o smaku owocow tropikalnych, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g,
kod EAN 5060014051783,

e PKU Express 20 o smaku pomaraficzowym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g,
kod EAN 5060014051769.

Agencja Oceny Technologii Medycznych
ul. I. Krasickiego 26, 02-611 Warszawa, tel. +48 22 56 67 200 fax +48 22 56 67 202
e-mail: sekretariat@aotm.gov.pl
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 115/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

Niniejsze stanowisko dotyczy opakowania: PKU Express 15 o smaku pomaraficzowym, proszek, 15 g
biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod EAN 5060014051738.

Problem zdrowotny

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Alternatywne technologie medyczne

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Skutecznos¢ kliniczna

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Skutecznos¢ praktyczna

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Bezpieczenstwo stosowania

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Propozycje instrumentéw dzielenia ryzyka

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Stosunek kosztéw do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych
Jak w stanowisku nr 113/2013.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej
Jak w stanowisku nr 113/2013.

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej
Jak w stanowisku nr 113/2013.

Dodatkowe uwagi Rady

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Biorgc pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt 2 ustawy o refundacji lekdw, srodkdw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny
Technologii Medycznych AOTM-0T-4350-8/2013, ,Whniosek o objecie refundacjg $rodkéw spozywczych specjalnego

przeznaczenia zywieniowego: PKU Express 15 o smaku cytrynowym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051745, PKU Express 15 o smaku neutralnym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 115/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

EAN 5060014051585, PKU Express 15 o smaku owocdéw tropikalnych, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051752, PKU Express 15 o smaku pomaranczowym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051738, PKU Express 20 o smaku cytrynowym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051776, PKU Express 20 o smaku neutralnym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051639, PKU Express 20 o smaku owocdw tropikalnych, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051783, PKU Express 20 o smaku pomaranczowym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051769, we wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii — skondensowany, porcjowany preparat
w proszku, przeznaczony dla dzieci powyzej 3 r.z., mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy” ,czerwiec 2013.

Inne wykorzystane zrédta danych, oprécz wskazanych w ww. raporcie:

1. Nie dotyczy.
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr116/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

w sprawie oceny srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego PKU Express 15 o smaku cytrynowym EAN
5060014051745 we wskazaniu dieta eliminacyjna w fenyloketonurii —
skondensowany, porcjowany preparat w proszku, przeznaczony dla
dzieci powyzej 3 r.z., mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy

Rada uwazZa za zasadne finansowanie srodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego PKU Express we wszystkich zarejestrowanych
wskazaniach, w ramach oddzielnej grupy limitowej z odptatnoscig 30%. Rada
nie akceptuje proponowanego mechanizmu podziatu ryzyka.

Uzasadnienie

Objecie refundacjq preparatu PKU Express zwiekszy roznorodnosc¢ preparatow
Zywieniowych dostepnych w Polsce dla pacjentow z fenyloketonuriq.
Rdznorodnosc¢ form i smakow preparatdow dla pacjentow z fenyloketonuriq jest
kluczowa dla poprawy stosowania sie do zalecen lekarzy (adherencji).

Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu srodkdéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego, stosowanych we wskazaniu: dieta
eliminacyjna w fenyloketonurii — skondensowany, porcjowany preparat w proszku, przeznaczony dla
dzieci powyzej 3 r.z., mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy. Zlecenie MZ dotyczy:

e PKU Express 15 o smaku cytrynowym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051745;

e PKU Express 15 o smaku neutralnym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051585;

e PKU Express 15 o smaku owocdw tropikalnych, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po
25 g, kod EAN 5060014051752;

e PKU Express 15 o smaku pomaranczowym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po
25 g, kod EAN 5060014051738;

e PKU Express 20 o smaku cytrynowym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051776;

e PKU Express 20 o smaku neutralnym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051639;

e PKU Express 20 o smaku owocow tropikalnych, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g,
kod EAN 5060014051783;

e PKU Express 20 o smaku pomaraficzowym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g,
kod EAN 5060014051769.

Agencja Oceny Technologii Medycznych
ul. I. Krasickiego 26, 02-611 Warszawa, tel. +48 22 56 67 200 fax +48 22 56 67 202
e-mail: sekretariat@aotm.gov.pl
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 116/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

Niniejsze stanowisko dotyczy opakowania: PKU Express 15 o smaku cytrynowym, proszek,
15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod EAN 5060014051745.

Problem zdrowotny

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Alternatywne technologie medyczne

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Skutecznos¢ kliniczna

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Skutecznos¢ praktyczna

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Bezpieczenstwo stosowania

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Propozycje instrumentdéw dzielenia ryzyka

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Stosunek kosztéw do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych
Jak w stanowisku nr 113/2013.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej
Jak w stanowisku nr 113/2013.

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej
Jak w stanowisku nr 113/2013.

Dodatkowe uwagi Rady

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Biorgc pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt 2 ustawy o refundacji lekdw, srodkdw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny
Technologii Medycznych AOTM-0T-4350-8/2013, ,Whniosek o objecie refundacjg srodkéw spozywczych specjalnego

przeznaczenia zywieniowego: PKU Express 15 o smaku cytrynowym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051745, PKU Express 15 o smaku neutralnym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 116/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

EAN 5060014051585, PKU Express 15 o smaku owocdéw tropikalnych, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051752, PKU Express 15 o smaku pomaranczowym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051738, PKU Express 20 o smaku cytrynowym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051776, PKU Express 20 o smaku neutralnym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051639, PKU Express 20 o smaku owocdw tropikalnych, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051783, PKU Express 20 o smaku pomaranczowym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051769, we wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii — skondensowany, porcjowany preparat
w proszku, przeznaczony dla dzieci powyzej 3 r.z., mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy” ,czerwiec 2013.

Inne wykorzystane zrédta danych, oprécz wskazanych w ww. raporcie:

1. Nie dotyczy.
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr117/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

w sprawie oceny srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego PKU Express 15 o smaku owocow tropikalnych EAN
5060014051752 we wskazaniu dieta eliminacyjna w fenyloketonurii —
skondensowany, porcjowany preparat w proszku, przeznaczony dla
dzieci powyzej 3 r.z., mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy

Rada uwazZa za zasadne finansowanie srodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego PKU Express we wszystkich zarejestrowanych
wskazaniach, w ramach oddzielnej grupy limitowej z odptatnoscig 30%. Rada
nie akceptuje proponowanego mechanizmu podziatu ryzyka.

Uzasadnienie

Objecie refundacjq preparatu PKU Express zwiekszy roznorodnosc¢ preparatow
Zywieniowych dostepnych w Polsce dla pacjentow z fenyloketonuriq.
Rdznorodnos¢ form i smakow preparatdow dla pacjentow z fenyloketonuriq jest
kluczowa dla poprawy stosowania sie do zalecen lekarzy (adherencji).

Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu srodkdéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego, stosowanych we wskazaniu: dieta
eliminacyjna w fenyloketonurii — skondensowany, porcjowany preparat w proszku, przeznaczony dla
dzieci powyzej 3 r.z., mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy. Zlecenie MZ dotyczy:

e PKU Express 15 o smaku cytrynowym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051745;

e PKU Express 15 o smaku neutralnym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051585;

e PKU Express 15 o smaku owocdw tropikalnych, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po
25 g, kod EAN 5060014051752;

e PKU Express 15 o smaku pomaranczowym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po
25 g, kod EAN 5060014051738;

e PKU Express 20 o smaku cytrynowym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051776;

e PKU Express 20 o smaku neutralnym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051639;

e PKU Express 20 o smaku owocow tropikalnych, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g,
kod EAN 5060014051783,

e PKU Express 20 o smaku pomaraficzowym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g,
kod EAN 5060014051769.

Agencja Oceny Technologii Medycznych
ul. I. Krasickiego 26, 02-611 Warszawa, tel. +48 22 56 67 200 fax +48 22 56 67 202
e-mail: sekretariat@aotm.gov.pl
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 117/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

Niniejsze stanowisko dotyczy opakowania: PKU Express 15 o smaku owocow tropikalnych, proszek,
15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod EAN 5060014051752.

Problem zdrowotny

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Alternatywne technologie medyczne

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Skutecznos¢ kliniczna

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Skutecznos¢ praktyczna

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Bezpieczenstwo stosowania

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Propozycje instrumentdéw dzielenia ryzyka

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Stosunek kosztéw do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych
Jak w stanowisku nr 113/2013.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej
Jak w stanowisku nr 113/2013.

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej
Jak w stanowisku nr 113/2013.

Dodatkowe uwagi Rady

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Biorgc pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt 2 ustawy o refundacji lekdw, srodkdw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny
Technologii Medycznych AOTM-0T-4350-8/2013, ,Whniosek o objecie refundacjg $rodkéw spozywczych specjalnego

przeznaczenia zywieniowego: PKU Express 15 o smaku cytrynowym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051745, PKU Express 15 o smaku neutralnym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 117/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

EAN 5060014051585, PKU Express 15 o smaku owocdéw tropikalnych, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051752, PKU Express 15 o smaku pomaranczowym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051738, PKU Express 20 o smaku cytrynowym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051776, PKU Express 20 o smaku neutralnym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051639, PKU Express 20 o smaku owocdw tropikalnych, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051783, PKU Express 20 o smaku pomaranczowym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051769, we wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii — skondensowany, porcjowany preparat
w proszku, przeznaczony dla dzieci powyzej 3 r.z., mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy” ,czerwiec 2013.

Inne wykorzystane zrédta danych, oprécz wskazanych w ww. raporcie:

1. Nie dotyczy.
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr118/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

w sprawie oceny srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego PKU Express 20 o smaku pomaranczowym EAN
5060014051769 we wskazaniu dieta eliminacyjna w fenyloketonurii —
skondensowany, porcjowany preparat w proszku, przeznaczony dla
dzieci powyzej 3 r.z., mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy

Rada uwazZa za zasadne finansowanie srodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego PKU Express we wszystkich zarejestrowanych
wskazaniach, w ramach oddzielnej grupy limitowej z odptatnoscig 30%. Rada
nie akceptuje proponowanego mechanizmu podziatu ryzyka.

Uzasadnienie

Objecie refundacjq preparatu PKU Express zwiekszy roznorodnosc¢ preparatow
Zywieniowych dostepnych w Polsce dla pacjentow z fenyloketonuriq.
Rdznorodnosc¢ form i smakow preparatdow dla pacjentow z fenyloketonuriq jest
kluczowa dla poprawy stosowania sie do zalecen lekarzy (adherencji).

Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu srodkdéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego, stosowanych we wskazaniu: dieta
eliminacyjna w fenyloketonurii — skondensowany, porcjowany preparat w proszku, przeznaczony dla
dzieci powyzej 3 r.z., mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy. Zlecenie MZ dotyczy:

e PKU Express 15 o smaku cytrynowym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051745;

e PKU Express 15 o smaku neutralnym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051585;

e PKU Express 15 o smaku owocdw tropikalnych, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po
25 g, kod EAN 5060014051752;

e PKU Express 15 o smaku pomaranczowym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po
25 g, kod EAN 5060014051738;

e PKU Express 20 o smaku cytrynowym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051776;

e PKU Express 20 o smaku neutralnym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051639;

e PKU Express 20 o smaku owocow tropikalnych, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g,
kod EAN 5060014051783,

e PKU Express 20 o smaku pomaraficzowym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g,
kod EAN 5060014051769.

Agencja Oceny Technologii Medycznych
ul. I. Krasickiego 26, 02-611 Warszawa, tel. +48 22 56 67 200 fax +48 22 56 67 202
e-mail: sekretariat@aotm.gov.pl
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 118/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

Niniejsze stanowisko dotyczy opakowania: PKU Express 20 o smaku pomaraficzowym, proszek, 20 g
biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod EAN 5060014051769.

Problem zdrowotny

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Alternatywne technologie medyczne

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Skutecznos¢ kliniczna

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Skutecznos¢ praktyczna

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Bezpieczenstwo stosowania

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Propozycje instrumentéw dzielenia ryzyka

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Stosunek kosztéw do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych
Jak w stanowisku nr 113/2013.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej
Jak w stanowisku nr 113/2013.

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej
Jak w stanowisku nr 113/2013.

Dodatkowe uwagi Rady

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Biorgc pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt 2 ustawy o refundacji lekdw, srodkdw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny
Technologii Medycznych AOTM-0T-4350-8/2013, ,Whniosek o objecie refundacjg $rodkéw spozywczych specjalnego

przeznaczenia zywieniowego: PKU Express 15 o smaku cytrynowym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051745, PKU Express 15 o smaku neutralnym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 118/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

EAN 5060014051585, PKU Express 15 o smaku owocdéw tropikalnych, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051752, PKU Express 15 o smaku pomaranczowym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051738, PKU Express 20 o smaku cytrynowym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051776, PKU Express 20 o smaku neutralnym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051639, PKU Express 20 o smaku owocdw tropikalnych, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051783, PKU Express 20 o smaku pomaranczowym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051769, we wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii — skondensowany, porcjowany preparat
w proszku, przeznaczony dla dzieci powyzej 3 r.z., mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy” ,czerwiec 2013.

Inne wykorzystane zrédta danych, oprécz wskazanych w ww. raporcie:

1. Nie dotyczy.
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr119/2013 z dnia 1 lipca 2013
w sprawie oceny srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego PKU Express 20 o smaku cytrynowym EAN
5060014051776 we wskazaniu dieta eliminacyjna w fenyloketonurii —
skondensowany, porcjowany preparat w proszku, przeznaczony dla
dzieci powyzej 3 r.z., mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy

Rada uwazZa za zasadne finansowanie srodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego PKU Express we wszystkich zarejestrowanych
wskazaniach, w ramach oddzielnej grupy limitowej z odptatnoscig 30%. Rada
nie akceptuje proponowanego mechanizmu podziatu ryzyka.

Uzasadnienie

Objecie refundacjq preparatu PKU Express zwiekszy roznorodnosc¢ preparatow
Zywieniowych dostepnych w Polsce dla pacjentow z fenyloketonuriq.
Rdznorodnosc¢ form i smakow preparatdow dla pacjentow z fenyloketonuriq jest
kluczowa dla poprawy stosowania sie do zalecen lekarzy (adherencji).

Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu srodkdéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego, stosowanych we wskazaniu: dieta
eliminacyjna w fenyloketonurii — skondensowany, porcjowany preparat w proszku, przeznaczony dla
dzieci powyzej 3 r.z., mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy. Zlecenie MZ dotyczy:

e PKU Express 15 o smaku cytrynowym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051745;

e PKU Express 15 o smaku neutralnym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051585;

e PKU Express 15 o smaku owocdw tropikalnych, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po
25 g, kod EAN 5060014051752;

e PKU Express 15 o smaku pomaranczowym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po
25 g, kod EAN 5060014051738;

e PKU Express 20 o smaku cytrynowym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051776;

e PKU Express 20 o smaku neutralnym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051639;

e PKU Express 20 o smaku owocow tropikalnych, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g,
kod EAN 5060014051783,

e PKU Express 20 o smaku pomaraficzowym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g,
kod EAN 5060014051769.

Agencja Oceny Technologii Medycznych
ul. I. Krasickiego 26, 02-611 Warszawa, tel. +48 22 56 67 200 fax +48 22 56 67 202
e-mail: sekretariat@aotm.gov.pl

www.aotm.qgov.pl




Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 119/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

Niniejsze stanowisko dotyczy opakowania: PKU Express 20 o smaku cytrynowym, proszek, 20 g
biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod EAN 5060014051776.

Problem zdrowotny

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Alternatywne technologie medyczne

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Skutecznos¢ kliniczna

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Skutecznos¢ praktyczna

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Bezpieczenstwo stosowania

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Propozycje instrumentéw dzielenia ryzyka

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Stosunek kosztéw do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych
Jak w stanowisku nr 113/2013.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej
Jak w stanowisku nr 113/2013.

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej
Jak w stanowisku nr 113/2013.

Dodatkowe uwagi Rady

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Biorgc pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt 2 ustawy o refundacji lekdw, srodkdw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny
Technologii Medycznych AOTM-0T-4350-8/2013, ,Whniosek o objecie refundacjg srodkéw spozywczych specjalnego

przeznaczenia zywieniowego: PKU Express 15 o smaku cytrynowym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051745, PKU Express 15 o smaku neutralnym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 119/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

EAN 5060014051585, PKU Express 15 o smaku owocdéw tropikalnych, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051752, PKU Express 15 o smaku pomaranczowym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051738, PKU Express 20 o smaku cytrynowym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051776, PKU Express 20 o smaku neutralnym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051639, PKU Express 20 o smaku owocdw tropikalnych, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051783, PKU Express 20 o smaku pomaranczowym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051769, we wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii — skondensowany, porcjowany preparat
w proszku, przeznaczony dla dzieci powyzej 3 r.z., mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy” ,czerwiec 2013.

Inne wykorzystane zrédta danych, oprécz wskazanych w ww. raporcie:

1. Nie dotyczy.
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr120/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

w sprawie oceny srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego PKU Express 20 o smaku owocow tropikalnych EAN
5060014051783 we wskazaniu dieta eliminacyjna w fenyloketonurii —
skondensowany, porcjowany preparat w proszku, przeznaczony dla
dzieci powyzej 3 r.z., mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy

Rada uwazZa za zasadne finansowanie srodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego PKU Express we wszystkich zarejestrowanych
wskazaniach, w ramach oddzielnej grupy limitowej z odptatnoscig 30%. Rada
nie akceptuje proponowanego mechanizmu podziatu ryzyka.

Uzasadnienie

Objecie refundacjq preparatu PKU Express zwiekszy roznorodnosc¢ preparatow
Zywieniowych dostepnych w Polsce dla pacjentow z fenyloketonuriq.
Rdznorodnos¢ form i smakow preparatdow dla pacjentow z fenyloketonuriq jest
kluczowa dla poprawy stosowania sie do zalecen lekarzy (adherencji).

Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu srodkdéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego, stosowanych we wskazaniu: dieta
eliminacyjna w fenyloketonurii — skondensowany, porcjowany preparat w proszku, przeznaczony dla
dzieci powyzej 3 r.z., mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy. Zlecenie MZ dotyczy:

e PKU Express 15 o smaku cytrynowym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051745;

e PKU Express 15 o smaku neutralnym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051585;

e PKU Express 15 o smaku owocdw tropikalnych, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po
25 g, kod EAN 5060014051752;

e PKU Express 15 o smaku pomaranczowym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po
25 g, kod EAN 5060014051738;

e PKU Express 20 o smaku cytrynowym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051776;

e PKU Express 20 o smaku neutralnym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051639;

e PKU Express 20 o smaku owocow tropikalnych, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g,
kod EAN 5060014051783,

e PKU Express 20 o smaku pomaraficzowym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g,
kod EAN 5060014051769.

Agencja Oceny Technologii Medycznych
ul. I. Krasickiego 26, 02-611 Warszawa, tel. +48 22 56 67 200 fax +48 22 56 67 202
e-mail: sekretariat@aotm.gov.pl

www.aotm.qgov.pl




Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 120/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

Niniejsze stanowisko dotyczy opakowania: PKU Express 20 o smaku owocow tropikalnych, proszek,
20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod EAN 5060014051783.

Problem zdrowotny

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Alternatywne technologie medyczne

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Skutecznos¢ kliniczna

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Skutecznos¢ praktyczna

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Bezpieczenstwo stosowania

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Propozycje instrumentéw dzielenia ryzyka

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Stosunek kosztéw do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych
Jak w stanowisku nr 113/2013.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej
Jak w stanowisku nr 113/2013.

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej
Jak w stanowisku nr 113/2013.

Dodatkowe uwagi Rady

Jak w stanowisku nr 113/2013.

Biorgc pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt 2 ustawy o refundacji lekdw, srodkdw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny
Technologii Medycznych AOTM-0T-4350-8/2013, ,Whniosek o objecie refundacjg $rodkéw spozywczych specjalnego

przeznaczenia zywieniowego: PKU Express 15 o smaku cytrynowym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051745, PKU Express 15 o smaku neutralnym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 120/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

EAN 5060014051585, PKU Express 15 o smaku owocdéw tropikalnych, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051752, PKU Express 15 o smaku pomaranczowym, proszek, 15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod
EAN 5060014051738, PKU Express 20 o smaku cytrynowym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051776, PKU Express 20 o smaku neutralnym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051639, PKU Express 20 o smaku owocdw tropikalnych, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051783, PKU Express 20 o smaku pomaraniczcowym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod
EAN 5060014051769, we wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii — skondensowany, porcjowany preparat
w proszku, przeznaczony dla dzieci powyzej 3 r.z., mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy” ,czerwiec 2013.

Inne wykorzystane zrédta danych, oprécz wskazanych w ww. raporcie:

1. Nie dotyczy.
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr121/2013 z dnia 1 lipca 2013
w sprawie oceny leku Esbriet (pirfenidon), EAN: 8881661,
opakowanie 63 szt. w ramach pogramu lekowego: , Leczenie
idiopatycznego wtdknienia ptuc (ICD-10184.1)".

Rada Przejrzystosci uwaza za niezasadne objecie refundacjg produktu
leczniczego Esbriet (pirfenidon) kaps. twarda 267 mg, 63 szt., (1x21 i 1x42)
w ramach programu lekowego: , Leczenie idiopatycznego wtdknienia ptuc (ICD-
10J84.1)".

Uzasadnienie

Opublikowane dotychczas wyniki badan nie wskazujq jednoznacznie na istotne
korzysci ze stosowania pirfenidonu w grupie chorych na idiopatyczne wtdknienie
ptuc, zwtaszcza w zakresie wpfywu na ryzyko zgonu i czas przezycia
catkowitego. Wiadomo rdwniez, ze jest to terapia obcigzona licznymi
dziataniami niepozqgdanymi. W chwili obecnej trwajq wieloosrodkowe badania
nad przebiegiem idiopatycznego wtdknienia ptuc, ktorych wynikow nalezy sie
spodziewac w ciggu najblizszych kilkunastu miesiecy.

Przedmiot wniosku

Przedmiotem whniosku jest zlecenie Ministra Zdrowia dotyczace przygotowanie analizy weryfikacyjnej
AOTM, stanowiska Rady Przejrzystosci oraz rekomendacji Prezesa AOTM na zasadzie art. 35 ust.1
ustawy o refundacji w przedmiocie objecia refundacjg produktu leczniczego Esbriet (pirfenidon) kaps.
twarda 267 mg, 63 szt., (1x21 i 1x42) EAN: 8881661 oraz Esbriet (pirfenidon) kaps. twarda 267 mg,
252 szt., (4x63) EAN: 8881661 w ramach Programu Lekowego: , Leczenie idiopatycznego witdknienia
ptuc (ICD-10J84.1)".

Niniejsze stanowisko dotyczy opakowania: Esbriet (pirfenidon) kaps. twarda 267 mg, 63 szt., (1x21 i
1x42) EAN: 8881661.

Problem zdrowotny

Idiopatyczne witdknienie ptuc (IPF) nalezy do idiopatycznych $rédmigzszowych zapalen ptuc i polega
na nasilonym wtéknieniu przegréd pecherzykowych prowadzacym do stopniowego pogorszenia
warunkow dyfuzji gazéw i ograniczenia pojemnosci zyciowej ptuc. Wydolnos$¢ oddechowa wiekszosci
pacjentéw pogarsza sie powoli, lecz systematycznie, co staje sie przyczyng s$mierci, zwtaszcza
w przypadkach powiktanych niewydolnoscig serca i nadcisnieniem ptucnym. U niektdrych chorych
progresja jest szybka lub przebiega skokowo, przez zaostrzenia, ktére mogg by¢ powodowane przez
zakazenia. U 10-15% chorych rozwija sie rak ptuca. Rokowanie jest zte; mediana czasu
od rozpoznania do $mierci nie przekracza 2-3 lat, a 5 lat przezywa <20% chorych bez wzgledu na
terapie, z wyj. przeszczepienia ptuca, ktére daje 5-letnie przezycie 50-56% chorym.

Agencja Oceny Technologii Medycznych
ul. I. Krasickiego 26, 02-611 Warszawa, tel. +48 22 56 67 200 fax +48 22 56 67 202
e-mail: sekretariat@aotm.gov.pl

www.aotm.gov.pl




Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 121/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Grupa farmakoterapeutyczna: Leki immunosupresyjne, inne leki immunosupresyjne, kod ATC:
LO4AX05

Mechanizm dziatania pirfenidonu nie zostat w petni poznany. Istniejgce dane sugerujg jednak, ze
pirfenidon wywiera dziatanie antyfibrotyczne i przeciwzapalne w rdézinych uktadach in vitro
i zwierzecych modelach wiéknienia ptuc (wtdknienie wywotane bleomycyng i przeszczepem).

Pirfenidon zmniejsza proliferacje fibroblastow, wytwarzanie biatek i cytokin zwigzanych
z widknieniem oraz zwiekszong biosynteze i gromadzenie macierzy zewngtrzkomorkowej
w odpowiedzi na cytokinowe czynniki wzrostu, takie jak TGFb i PDGF (Schaeffer 2011).

Alternatywne technologie medyczne

Jako komparatory dla pirfenidonu (PIR) wnioskodawca wskazat terapie tréjlekowg (N-acetylocysteina,
azatiopryna, prednizon), najlepsze leczenie podtrzymujgce (BSC) oraz brak leczenia. W opinii
analitykdbw Agencji wybdr terapii tréjlekowej jest niezasadny w $wietle dostepnych dowoddw
i wytycznych klinicznych.

Skutecznosc kliniczna

Skuteczno$¢ pirfenidonu w pordwnaniu z placebo zostata oceniona na podstawie 4 badan
randomizowanych, podwdjnie zaslepionych: SP2 trwajgcego 39 tygodni (Azuma 2005),
SP3 trwajgcego 52 tygodnie (Taniguchi 2010) i PIPF-004 oraz PIPF-006 trwajgcych 72 tygodnie
(Noble 2011). Jako gtéwne nalezy uznaé rejestracyjne badania PIPF-004 oraz PIPF-006 (w analizie
wykorzystano skumulowane wyniki tych dwdch badan).

Wptyw PIR na ryzyko zgonu jest bardzo niepewny — statystycznie znamienng réznice wykazano tylko
w analizie on-treatment dla zgondw zwigzanych z IPF, natomiast nie wykazano istnienia znamienne;j
statystycznie rdznicy w pozostatych wykonanych analizach (kumulacji PIPF4+6 on-treatment dla
zgondw ogdtem, kumulacji PIPF4+6 ITT dla zgondéw zwigzanych z IPF oraz kumulacji PIPF4+6, SP2
i SP3 ITT dla wszystkich zgondw). W badaniu SP2 byt tylko 1 zgon.

Wptyw PIR na czas przezycia catkowitego jest niepewny — tylko w analizie on-treatment
w odniesieniu do zgondéw zwigzanych z IPF w kumulacji PIPF4+6 uzyskano istotnie statystyczny HR,
nie wykazano natomiast istnienia znamiennosci statystycznej HR w pozostatych wykonanych
analizach (PIPF4+6 on-treatment dla zgondéw ogdétem, PIPF4+6 ITT dla zgondw zwigzanych z IPF oraz
dla wszystkich zgondow)

Wptyw PIR na czas wolny od progresji jest udokumentowany na korzys¢ PIR vs PLC w badaniu
PIPF-004 i kumulacji PIPF4+6 oraz w badaniu SP3, natomiast w badaniu PIPF-006 nie byto znamiennej
statystycznie réznicy w tym zakresie, a w badaniu SP2 wynik ten nie byt oceniany.

Wptyw PIR na pojemnos¢ zyciowg ptuc nie jest pewny ze wzgledu na niezgodne wyniki badan
PIPF-004 i PIPF-006, w badaniu PIPF-004 stwierdzono statystycznie znamiennie mniejszy spadek
natezonej pojemnosci zyciowej (FVC, ang. forced vital capacity) w grupie PIR vs PLC, co zdaje sie

potwierdza¢ kumulacja PIPF4+6, natomiast w badaniu PIPF-006 i _

Wptyw PIR na spadek dystansu marszu ciggtego (6MWD) nie jest pewny ze wzgledu na niezgodne
wyniki badan PIPF-004 i PIPF-006; w badaniu PIPF-004 nie byto znamiennych statystycznie rdznic
miedzy grupami PIR i PLC, natomiast w badaniu PIPF-006 stwierdzono znamiennie statystycznie
mniejszy spadek 6MWD w grupie PIR w porédwnaniu do PLC, co znalazto odzwierciedlenie takze
w kumulacji
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Skutecznos¢ praktyczna

Nie odnaleziono publikacji oceniajgcych skutecznos¢ praktyczng przedmiotowej technologii
medyczne;j.

Bezpieczenstwo stosowania

Stosowanie pirfenidonu w IPF zwigzane byto z wystepowaniem wielu zdarzed niepozadanych.
W badaniach SP2, SP3 i PIPF4+6 notowano znaczny odsetek wycofan z badania ze wzgledu na
zdarzenia niepozadane i byt on wiekszy w grupie PIR niz PLC (PIPF4+6: 51/345 (14,8%) vs 30/347
(8,6%); SP3 15/109 (13,8%) vs 7/107 (6,5%), SP2 11/73 (15,1%) vs 2/36 (5,6%).

Odsetek wszystkich zdarzen niepozgdanych w badaniach dla grupy PIR vs PLC wynosit: dla PIPF4+6
340/345 (98.6%) vs 339/347 (97.7%), dla SP2 72/73 (98,6%) vs 32/36 (88,9%), dla SP3 109/109
(100,0%) vs 106/107 (99,1%). Odsetek ciezkich zdarzen niepozadanych raportowano tylko
w badaniach PIPF-004 i PIPF-006 i wynosit on w grupie PIR 113/345 (32,8%), a w grupie PLC 109/347
(31,4%).

Najbardziej charakterystycznymi raportowanymi zdarzeniami niepozgdanymi byty objawy
nadwrazliwosci skéry na swiatto (12-51% w grupie PIR i 0-22% w grupie PLC w badaniach PIPF4+6,
SP2 i SP3) oraz wysypka (32% w grupie PIR i 12% w grupie PLC w badaniu PIPF4+6), ale w badaniu
PIPF4+6 tylko ok. 1% chorych wycofano z badan z obu tych powodéw tgcznie.

Drugg grupa bardzo czestych zdarzen obserwowanych w trakcie badan SP2, SP3 i PIPF4+6 byty
zaburzenia czynnosci uktadu trawiennego (podano zakres $rednich odsetkow dla grup PIR vs PLC
w dostepnych badaniach): nudnosci (22-36% vs 6-17%), wymioty (14% vs 4 %), wzdecia (10% vs 6%),
palenie w Srédpiersiu (16% vs 3%), dyskomfort w nadbrzuszu (3-30% vs 0-8%), a takze utrata apetytu
(9% vs 3%), chudniecie (8% vs 4%), a nawet anoreksja (u 11-32% chorych z grupy PIR i 3-6% w grupie
PLC).

Kolejng grupe czesto obserwowanych zdarzen niepozgdanych stanowig (podano PIR vs PLC) sennosé
(23% vs 17%), zmeczenie (22% vs 3%), ostabienie (7% vs 4%), bezsennos¢ (10% vs 7%) i zawroty
gtowy (7-18% vs 1-7%).

Wzrost aktywnosci gamma-glutamylotransferazy (GGTP) obserwowano (podano PIR vs PLC) w
23-27% vs 8-9%, a AspAT w 6% vs 17%.

Powaznym problemem jest niezgodnos¢ wynikow badan PIPF-004 i PIPF-006 dla niemal wszystkich
punktow konicowych.

Propozycje instrumentdéw dzielenia ryzyka

Nie dotyczy.

Stosunek kosztéw do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych
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Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej

Francuski HAS w 2012 roku i brytyjski NICE w 2013 roku wydali pozytywne rekomendacje do
stosowania leku Esbriet w leczeniu fagodnej do umiarkowanej postaci IPF.

Dodatkowe uwagi Rady
Brak.

Biorgc pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt 2 ustawy o refundacji lekdw, srodkdw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny
Technologii Medycznych AOTM-0T-4351-3/2013, ,Wniosek o objecie refundacja i ustalenie urzedowej ceny zbytu produktu
leczniczego Esbriet (pirfenidon) w ramach Programu Lekowego: ,Leczenie idiopatycznego wtdknienia ptuc (ICD-10 J84.1)",
20 czerwiec 2013.

Inne wykorzystane zrédta danych, oprécz wskazanych w ww. raporcie:

1. Nie dotyczy
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KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem zéttym stanowig informacje publiczne podlegajgce wytaczeniu ze wzgledu na tajemnice
przedsiebiorcy InterMune UK Ltd., Wielka Brytania.

Zakres wytgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem InterMune UK Ltd., Wielka Brytania o zakresie tajemnicy
przedsiebiorcy.

Podstawa prawna wyfqgczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r. o dostepie do informacji
publicznej (Dz. U. Nr 112, poz. 1198 z pdzn. zm.) w zw. z art. 11 ust. 4 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993 r. o zwalczaniu
nieuczciwej konkurencji (Dz. U. z 2003 r., Nr 153, poz. 1503 z pdzn. zm.).

Organ dokonujgcy wytgczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych

Podmiot w interesie ktérego dokonano wyfgczenia jawnosci: InterMune UK Ltd., Wielka Brytania.

Dane zakreslone kolorem czerwonym stanowig informacje publiczne podlegajace wytaczeniu ze wzgledu na prywatnosc
osoby fizycznej.

Zakres wytgczenia jawnosci: dane osobowe.

Podstawa prawna wyfqgczenia jawnosci: art. 5 ust. 1 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r. o dostepie do informacji
publicznej (Dz. U. Nr 112, poz. 1198 z pdzn. zm.) w zw. z art. 1 ust. 1 oraz art. 23 ust. 1 ustawy z dnia 29 sierpnia
1997 r. o ochronie danych osobowych (Dz. U. z 2002 r., Nr 101, poz. 926 z pdzn. zm.).

Organ dokonujgcy wytgczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych

Podmiot w interesie ktérego dokonano wyfgczenia jawnosci: osoba fizyczna.



Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 122/2013 z dnia 1 lipca 2013
w sprawie oceny leku Esbriet (pirfenidon), EAN: 8881661,
opakowanie 252 szt. w ramach Programu Lekowego: ,Leczenie
idiopatycznego wtdknienia ptuc (ICD-10184.1)".

Rada Przejrzystosci uwaza za niezasadne objecie refundacjg produktu
leczniczego Esbriet (pirfenidon) kaps. twarda 267 mg, 252 szt., (4x63) w ramach
Programu Lekowego: , Leczenie idiopatycznego wtdknienia ptuc (ICD-10 J84.1)".

Uzasadnienie

W chwili obecnej brak jest skutecznego leczenia idiopatycznego wtdknienia
ptuc, jednak opublikowane dotychczas wyniki badann nie wskazujq
jednoznacznie na powazne korzysci ze stosowania porfenidonu w tej grupie
chorych, zwtaszcza w zakresie wptywu na ryzyko zgonu i czas przezycia
catkowitego. Wiadomo rdwniez, ze jest to terapia obcigzona licznymi
niepozgdanymi objawami ubocznymi. W chwili obecnej trwajq wieloosrodkowe
badania nad przebiegiem idiopatycznego widknienia pfuc, ktérych wynikdéw
nalezy sie spodziewac¢ w ciqgu najblizszych kilkunastu miesiecy. Z powyzszych
powoddw Rada Przejrzystosci nie rekomenduje objecia refundacjq produktu
leczniczego Esbriet w ramach programu lekowego, ale proponuje jego ponowngq
ocene po uptywie dwdch lat z uwzglednieniem wynikéw najnowszych badan.

Przedmiot wniosku

Przedmiotem whniosku jest zlecenie Ministra Zdrowia dotyczace przygotowanie analizy weryfikacyjnej
AOTM, stanowiska Rady Przejrzystosci oraz rekomendacji Prezesa AOTM na zasadzie art. 35 ust.1
ustawy o refundacji w przedmiocie objecia refundacjg produktu leczniczego Esbriet (pirfenidon) kaps.
twarda 267 mg, 63 szt., (1x21 i 1x42) EAN: 8881661 oraz Esbriet (pirfenidon) kaps. twarda 267 mg,
252 szt., (4x63) EAN: 8881661 w ramach Programu Lekowego: ,Leczenie idiopatycznego widknienia
ptuc (ICD-10J84.1)".

Niniejsze stanowisko dotyczy opakowania: Esbriet (pirfenidon) kaps. twarda 267 mg, 252 szt., (4x63)
EAN: 8881661.

Problem zdrowotny

Jak w stanowisku nr 121/2013.

Opis wnioskowanej technologii medycznej
Jak w stanowisku nr 121/2013.

Alternatywne technologie medyczne

Jak w stanowisku nr 121/2013.

Agencja Oceny Technologii Medycznych
ul. I. Krasickiego 26, 02-611 Warszawa, tel. +48 22 56 67 200 fax +48 22 56 67 202
e-mail: sekretariat@aotm.gov.pl

www.aotm.qgov.pl
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Skutecznos¢ kliniczna

Jak w stanowisku nr 121/2013.

Skutecznos¢ praktyczna

Jak w stanowisku nr 121/2013.

Bezpieczenstwo stosowania

Jak w stanowisku nr 121/2013.

Propozycje instrumentdéw dzielenia ryzyka

Jak w stanowisku nr 121/2013.

Stosunek kosztéw do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych
Jak w stanowisku nr 121/2013.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Jak w stanowisku nr 121/2013.

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej
Jak w stanowisku nr 121/2013.

Dodatkowe uwagi Rady

Jak w stanowisku nr 121/2013.

Bioragc pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt 2 ustawy o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny
Technologii Medycznych AOTM-0T-4351-3/2013, ,Wniosek o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu produktu
leczniczego Esbriet (pirfenidon) w ramach Programu Lekowego: ,Leczenie idiopatycznego wtdknienia ptuc (ICD-10 J84.1)",
20 czerwiec 2013.

Inne wykorzystane zrédta danych, oprécz wskazanych w ww. raporcie:

1. Nie dotyczy
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KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem zéttym stanowig informacje publiczne podlegajgce wytaczeniu ze wzgledu na tajemnice
przedsiebiorcy InterMune UK Ltd., Wielka Brytania.

Zakres wytgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem InterMune UK Ltd., Wielka Brytania o zakresie tajemnicy
przedsiebiorcy.

Podstawa prawna wyfqgczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r. o dostepie do informacji
publicznej (Dz. U. Nr 112, poz. 1198 z pdzn. zm.) w zw. z art. 11 ust. 4 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993 r. o zwalczaniu
nieuczciwej konkurencji (Dz. U. z 2003 r., Nr 153, poz. 1503 z pdzn. zm.).

Organ dokonujgcy wytgczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych

Podmiot w interesie ktérego dokonano wyfgczenia jawnosci: InterMune UK Ltd., Wielka Brytania.

Dane zakreslone kolorem czerwonym stanowig informacje publiczne podlegajace wytaczeniu ze wzgledu na prywatnosc
osoby fizycznej.

Zakres wytgczenia jawnosci: dane osobowe.

Podstawa prawna wyfqgczenia jawnosci: art. 5 ust. 1 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r. o dostepie do informacji
publicznej (Dz. U. Nr 112, poz. 1198 z pdzn. zm.) w zw. z art. 1 ust. 1 oraz art. 23 ust. 1 ustawy z dnia 29 sierpnia
1997 r. o ochronie danych osobowych (Dz. U. z 2002 r., Nr 101, poz. 926 z pdzn. zm.).

Organ dokonujgcy wytgczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych

Podmiot w interesie ktérego dokonano wytgczenia jawnosci: osoba fizyczna.



Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 123/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.
w sprawie oceny leku Sutent (sunitynib) EAN 5909990079377
w ramach programu lekowego: ,Leczenie wysoko zréznicowanego
nowotworu neuroendokrynnego trzustki (ICD-10 C25.4)"

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadne objecie refundacjq leku Sutent
(kaps. twarde, 12,5 mg, 28 szt. EAN 5909990079377), w ramach programu
lekowego , Leczenie wysoko zréoznicowanego nowotworu neuroendokrynnego
trzustki”, jako leku dostepnego bezptatnie w ramach istniejgcej grupy limitowe;.
Rada akceptuje

Uzasadnienie

Sutent (Sunitynib) jest lekiem istotnie wydtuzajgcym czas przezycia wolnego od
progresji choroby oraz czas przezycia catkowitego chorych z zaawansowanymi,
nieoperacyjnymi wysoko wyrdznicowanymi nowotworami neuroendokrynnymi
trzustki. Stopien bezpieczenstwa jest akceptowalny, a lek jest efektywny
kosztowo,

Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy objecia refundacjg produktu leczniczego Sutent (sunitynib), w ramach
programu lekowego ,Leczenie wysoko zrdznicowanego nowotworu neuroendokrynnego trzustki (ICD-10
C25.4)”. Wniosek dotyczy zamieszczenia w Wykazie refundowanych lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych jako lekéw dostepnych bezptatnie w ramach
zaproponowanego programu lekowego oraz grupy limitowej, nastepujgcych dawek i opakowan:

— Sutent (sunitynib) kaps. twarde, 12,5 mg, 28 szt., EAN 5909990079377
— Sutent (sunitynib) kaps. twarde, 25 mg, 28 szt., EAN 5909990079384

Niniejsze stanowisko dotyczy opakowania: Sutent (sunitynib) kaps. twarde, 12,5 mg, 28 szt., EAN
5909990079377.

Problem zdrowotny

Guzy neuroendokrynne trzustki (oNET) to rzadka choroba (4% wszystkich guzéw neuroendokrynnych), ktérej
zapadalnos¢ ksztattuje sie od 4 do 12 przypadkdéw/milion/rok. Klinicznie pNET dzieli sie na: guzy sekrecyjne i
niesekrecyjne (niewytwarzajgce hormondw). Wiekszo$¢ z nich to guzy wysoko zréznicowane (o niskim/$rednim
stopniu ztosliwosci), wsrdd ktérych dominuje insulinoma oraz guzy niesekrecyjne trzustki. pNET leczy sie
chirurgiczne: radykalnie i paliatywnie oraz zachowawczo: farmakoterapig objawowa, terapig celowang (analogi
somatostatyny, interferon a), chemioterapia wielolekowg oraz terapig radioizotopowa.

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Produkt leczniczy Sutent (grupa farmakoterapeutyczna: Leki przeciwnowotworowe, inhibitory kinazy biatkowej;
kod ATC: LO1XEO04) zawiera substancje czynng sunitynib (SUN), ktéry hamuje liczne receptory kinazy
tyrozynowej, ktdére biorg udziat we wzroscie nowotwordw, w neoangiogenezie i w rozsiewie choroby
nowotworowej z przerzutami. Sunitynib zostat zidentyfikowany jako inhibitor receptoréw ptytkowego czynnika
wzrostu (PDGFRa i PDGFRp), receptoréow czynnikow wzrostu $rodbtonka naczyniowego (VEGFR1, VEGFR2 i

Agencja Oceny Technologii Medycznych
ul. I. Krasickiego 26, 02-611 Warszawa, tel. +48 22 56 67 200 fax +48 22 56 67 202
e-mail: sekretariat@aotm.gov.pl
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VEGFR3), receptoréow czynnika komérek pnia (KIT), kinazy tyrozynowej podobnej do Fms-3 (FLT3), receptoréw
czynnika stymulujgcego powstawanie kolonii (CSF-1R) i receptoréw glejopochodnego czynnika
neurotroficznego (RET). W testach biochemicznych i komdrkowych podstawowy metabolit sunitynibu wykazuje
dziatanie podobne do sunitynibu.

Alternatywne technologie medyczne

Na podstawie odnalezionych rekomendacji mozna stwierdzi¢, iz w leczeniu pacjentéw z nieoperacyjnymi pNET
rutynowe zastosowanie majg terapie z uzyciem: analogéw somatostatyny (oktreotyd i lanreotyd); analogow
somatostatyny znakowanych Itrem-90 i Lutetem-177; chemioterapii (tj. doksorubicyna, 5-fluorouracyl,
cisplatyna lub karboplatyna, etopozyd, streptozotocyna, dakarbazyna), interferonu alfa; wielokinazowych
inhibitoréw angiogenezy i proliferacji tj. sunitinib, ewerolimus, sorafenib, temsirolimus; nowych
chemioterapeutykow: temzolomid + kapecytabine, oksaliplatyna, selektywnej wewnetrznej terapii radiacyjne;j
znakowanymi 90Y-mikrosferami.

Wedtug danych NFZ, w przedmiotowym wskazaniu w Polsce stosowane byty chemioterapia (carboplatinum,
cisplatinum, etopozyd, fluorouracyl, gemcytabina, winkrystyna, ondasteron), ewerolimus, sunitynib oraz
oktreotyd i lanreotyd (analogi somatostatyny). Wg 4 z 6 ekspertow, ktérzy przekazali AOTM opinie,
stwierdzono, ze sunitynib nie zastepuje innych terapii.

W analizie wnioskodawcy jako komparator przyjeto BSC (najlepsze leczenie wspomagajgce), uzasadniajgc
wybér brakiem zarejestrowanych wskazan, innymi drogami podania, brakiem bezposrednich badan oraz
brakiem informacji o refundacji pozostatych stosowanych lekow. Wedtug AOTM, w sSwietle niniejszej analizy
zasadne jest rozwazenie ewerolimusu jako potencjalnego komparatora finansowanego w Polsce w ramach
chemioterapii niestandardowej.

Skutecznos¢ kliniczna

W analizie wnioskodawcy jako komparator przyjeto BSC (najlepsze leczenie wspomagajgce).

Do analizy klinicznej wnioskodawcy witgczono 1 badanie z randomizacja Raymond 2011 pordwnujgce
efektywnos¢ kliniczng SUN + BSC vs. Placebo (PL)+BSC. Badanie uzyskato 5 punktéw skali Jadad. Badanie zostato
przerwane z powodu wysokiej liczby zgondw oraz powaznych dziatarh niepozgdanych w grupie placebo oraz w
zwigzku z oceng skutecznosci sunitynibu w odniesieniu do gtéwnego punktu koricowego. Chorzy z grupy PL+BSC
przeszli do grupy SUN+BSC w ramach oddzielnego badania otwartego. Moze to skutkowa¢ przeszacowaniem
réznic pomiedzy badanymi grupami.

W badaniu wykazano istotng statystycznie réznice na korzy$sé¢ SUN+BSC vs PLC+BSC odnos$nie do wydtuzenia
czasu przezycia wolnego od progresji choroby oraz przezycia catkowitego, wyniki te potwierdzono w analizie
per protocol oraz z wykorzystaniem modelu RPSFT (rank-preserving structural failure time), zastosowanych w
celu minimalizacji wptywu crossover (przechodzenia chorych z grupy do grupy). Istotna stat. przewaga SUN+BSC
nad PLC+BSC dotyczyta tez zwiekszenia wystgpienia odsetka obiektywnej odpowiedzi na leczenie, w tym
czesciowe] odpowiedzi na leczenie, oraz oceny jakosci zycia — biegunki i bezsennosci, zmniejszenia odsetka
zgonow i rezygnacji z leczenia z powodu progresji lub nawrotu choroby. W grupie SUN+BSC w poréwnaniu z
PLC+BSC zanotowano istotnie statystycznie czestsze wystepowanie dziatan niepozadanych, tj.: nadciénienia,
neutropenii (ogétem, 1-2 oraz 3-4 stopnia toksycznosci), biegunki, zmiany koloru wtoséw, erytrodyzestezji
dtoniowo-podeszwowej, zapalenia btony sluzowej jamy ustnej, zaburzenia smaku, krwawienia z nosa, wysypki
(ogdtem oraz 1-2 stopnia toksycznosci) oraz trombocytopenii.

Pomiedzy grupami nie wykazano znamiennych statystycznie réznic w stosunku do wystgpienia: catkowitej
odpowiedzi, choroby stabilnej, braku mozliwosci oceny odpowiedzi, oceny jakosci zycia (dla parametréw wyzej
nie wymienionych), zgonu w okresie leczenia, rezygnacji z leczenia z powodu wystapienia dziatan
niepozadanych oraz zgonu, poszczegélnych ciezkich dziatan niepozgdanych (wyzej nie wymienionych).

Skutecznos¢ praktyczna

Nie odnaleziono publikacji oceniajgcych skutecznos¢ praktyczng przedmiotowej technologii medycznej.

Bezpieczenstwo stosowania

Na podstawie Charakterystyki Produktu Leczniczego Sutent oraz odnalezionych przegladdw literatury, opisow
przedstawionych przez wnioskodawce do bardzo czesto zgtaszanych dziatan niepozadanych naleza:
zmniejszenie apetytu, zaburzenia smaku, nadci$nienie tetnicze, uczucie zmeczenia, zaburzenia ze strony
przewodu pokarmowego, przebarwienia skérne oraz erytrodyzestezja dtoniowo-podeszwowa. Nasilenie tych
objawdéw moze sie zmniejsza¢ wraz z kontynuacjg leczenia. Podczas leczenia moze rozwing¢ sie niedoczynnosc
tarczycy. Do najczesciej wystepujacych dziatan niepozgdanych nalezg réwniez zaburzenia hematologiczne np.
neutropenia, matoptytkowosc i niedokrwistos¢. Ciezkie dziatania niepozgdane zwigzane z SUN to: niewydolnos¢
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nerek, niewydolnos¢ serca, zator tetnicy ptucnej, perforacja jelita oraz krwotoki (z uktadu oddechowego,
przewodu pokarmowego, guza).

Propozycje instrumentdéw dzielenia ryzyka

Stosunek kosztéw do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych

Celem analizy byta ocena optacalnosci stosowania terapii SUN+BSC w ramach programu lekowego w leczeniu
nieoperacyjnych, wysoko zréznicowanych nowotwordw neuroendokrynnych trzustki (w stadium miejscowo
zaawansowanym lub z przerzutami) u dorostych, u ktérych doszto do progresji choroby, w poréwnaniu do
PL+BSC w ramach analizy koszty-uzyteczno$¢ oraz dodatkowej analizy koszty-efektywnos$é. Analize
przeprowadzono z uzyciem modelu Markowa w dozywotnim horyzoncie czasowym (10 lat). Uwzgledniono
perspektywe ptatnika (NFZ) oraz perspektywe wspdlng. Efekty kliniczne zaczerpnieto z analizy skutecznosci
klinicznej. Uwzgledniono koszty: SUN, zwigzane z podaniem leku w ramach programu lekowego, diagnostyki i
monitorowania, analogéw somatostatyny, BSC, leczenia dziatan niepozadanych i opieki paliatywnej. Przyjeto
roczne stopy dyskontowe 5% dla kosztow oraz 3,5% dla wynikéw zdrowotnych.

Gtéwnymi ograniczeniami analizy s3:

e analiza efektow zdrowotnych, rozwazanych w analizie wnioskodawcy opierata sie na wynikach jednego
badania klinicznego,

e przyjecie zatozen dotyczgcych m.in. mediany czasu przyjmowania leku, przyjecie dawkowania,

e koszty BSC zostaty oszacowane jedynie odnosnie zuzycia leczenia przeciwbélowego,

e mata liczba danych na temat uzytecznosci w badanej populacji.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Celem analizy wnioskodawcy byto przedstawienie wydatkdw NFZ w przypadku refundacji leku Sutent
zawierajgcego sunitynib w ramach programu lekowego w leczeniu nieoperacyjnych, wysoko zréznicowanych
nowotwordw neuroendokrynnych trzustki (w stadium miejscowo zaawansowanym lub z przerzutami), u
dorostych, u ktérych doszto do progresji choroby w Polsce. Analize przeprowadzono z perspektywy ptatnika
publicznego dla dwuletniego horyzontu czasowego 2014-2015.

W analizie zatozono dwa scenariusze:

e scenariusz ,istniejgcy” (lata 2014-2015), zaktadajacy brak refundacji sunitynibu (leku Sutent) w ramach
programu lekowego w leczeniu nieoperacyjnych, wysoko zrdznicowanych nowotworéw
neuroendokrynnych trzustki;

e scenariusz ,nowy” (lata 2014-2015), w ktérym sunitynib uzyskuje refundacje w ramach programu
lekowego w leczeniu nieoperacyjnych, wysoko zréznicowanych nowotworéw neuroendokrynnych
trzustki.

Whnioskowane warunki objecia refundacjg zaktadajg zakwalifikowanie leku do istniejgcej grupy limitowej 1079.0
Sunitynib. Lek dostepny bedzie w ramach programu lekowego i bedzie bezptatny dla pacjenta.
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Oszacowanie populacji
przedstawione przez wnioskodawce jest spojne z opiniami ekspertéw i zblizone do danych otrzymanych z NFZ.

Ograniczeniem analizy jest oparcie przyjetego udziatu poszczegdlnych metod leczenia w scenariuszu ,nowym”
na opinii jednego eksperta. W analizie nie rozwazono innych poza SUN+BSC oraz PL+BSC schematow
postepowania. Potencjalnym komparatorem finansowanym w Polsce w ramach chemioterapii niestandardowej
jest ewerolimus.

Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej

Odnaleziono osiem rekomendacji klinicznych dotyczgcych stosowania sunitynibu we wnioskowane] populacji, z
czego pie¢ byto pozytywnych (ENETS 2012, NCCN 2013, FFCD 2011, UKINETS 2011 oraz NG 2010) i trzy
wskazujgce sunitynib jako obiecujgcg lub innowacyjng terapie (odpowiednio ESMO 2010, NANETS 2010 oraz
PSGN 2008).

Odnaleziono takze 6 rekomendacji refundacyjnych dla sunitynibu we wnioskowanej populacji, z czego 3 byty
pozytywne (HAS 2011, CVZ 2011, AWMSG 2011), 2 pozytywne warunkowo (pCODR ERC 2012, SMC 2011) oraz 1
negatywna (PBAC 2011). Warunki 2 pozytywnych rekomendacji odnosity sie do wprowadzenia Patient Access
Scheme oraz dostosowania efektywnosci-kosztowej leku do poziomu optacalnosci. Negatywna rekomendacja
PBAC zostata uzasadniona wysokg i niepewng wartoscig ICER.

Dodatkowe uwagi Rady

Brak uwag.

Biorgc pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.
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Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt 2 ustawy o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny
Technologii Medycznych AOTM-0T-4351-5/2013, ,,Wniosek o objecie refundacja lekdw: Sutent (sunitynib) kapsutki twarde,
12,5 mg, 28 szt. kod EAN 5909990079377, Sutent (sunitynib) kapsutki twarde, 25 mg, 28 szt.

kod EAN 5909990079384 w ramach programu lekowego: leczenie wysoko zréznicowanego nowotworu neuroendokrynnego
trzustki (ICD 10: C25.4)” ,20 czerwca 2013 r.

Inne wykorzystane zrédta danych, oprocz wskazanych w ww. raporcie:

1. Nie dotyczy.
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Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr124/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.
w sprawie oceny leku Sutent (sunityb) EAN 5909990079384
w ramach programu lekowego: ,Leczenie wysoko zréznicowanego
nowotworu neuroendokrynnego trzustki (ICD-10 C25.4)"

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadne objecie refundacjg leku Sutent
(kaps. twarde, 25 mg, 28 szt EAN 5909990079384), w ramach programu
lekowego , Leczenie wysoko zrdznicowanego nowotworu neuroendokrynnego
trzustki”, jako leku dostepnego bezptatnie w odrebnej grupie limitowej. Rada
akceptuje

Uzasadnienie

Sutent (Sunitynib) jest lekiem istotnie wydtuzajgcym czas przezycia wolnego
od progresji  choroby oraz czas przezycia  catkowitego  chorych
Z zaawansowanymi, nieoperacyjnymi wysoko wyrdznicowanymi nowotworami
neuroendokrynnymi trzustki. Stopienn bezpieczeristwa jest akceptowalny, a lek
jest efektywny kosztowo, przy

Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy objecia refundacjg produktu leczniczego Sutent (sunitynib), w
ramach programu lekowego ,Leczenie wysoko zréznicowanego nowotworu neuroendokrynnego
trzustki (ICD-10 C25.4)"”. Wniosek dotyczy zamieszczenia w Wykazie refundowanych lekéw, srodkéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych jako lekéw
dostepnych bezptatnie w ramach zaproponowanego programu lekowego oraz grupy limitowej,
nastepujgcych dawek i opakowan:

— Sutent (sunitynib) kaps. twarde, 12,5 mg, 28 szt., EAN 5909990079377
— Sutent (sunitynib) kaps. twarde, 25 mg, 28 szt., EAN 5909990079384

Niniejsze stanowisko dotyczy opakowania: Sutent (sunitynib) kaps. twarde, 25 mg, 28 szt.,
EAN 5909990079384

Problem zdrowotny

Jak w stanowisku nr 123/2013.

Opis wnioskowanej technologii medycznej
Jak w stanowisku nr 123/2013.

Alternatywne technologie medyczne

Jak w stanowisku nr 123/2013.

Agencja Oceny Technologii Medycznych
ul. I. Krasickiego 26, 02-611 Warszawa, tel. +48 22 56 67 200 fax +48 22 56 67 202
e-mail: sekretariat@aotm.gov.pl
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Skutecznos¢ kliniczna

Jak w stanowisku nr 123/2013.

Skutecznos¢ praktyczna

Jak w stanowisku nr 123/2013.

Bezpieczenstwo stosowania

Jak w stanowisku nr 123/2013.

Propozycje instrumentdéw dzielenia ryzyka

Jak w stanowisku nr 123/2013.

Stosunek kosztéw do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych
Jak w stanowisku nr 123/2013.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Jak w stanowisku nr 123/2013.

Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej
Jak w stanowisku nr 123/2013.

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej
Jak w stanowisku nr 123/2013.

Dodatkowe uwagi Rady

Jak w stanowisku nr 123/2013.

Biorgc pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt 2 ustawy o refundacji lekdw, srodkdw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny
Technologii Medycznych AOTM-0T-4351-5/2013, ,Wniosek o objecie refundacjg lekdw: Sutent (sunitynib) kapsutki twarde,
12,5 mg, 28 szt. kod EAN 5909990079377, Sutent (sunitynib) kapsutki twarde, 25 mg, 28 szt.
kod EAN 5909990079384 w ramach programu lekowego: leczenie wysoko zréznicowanego nowotworu neuroendokrynnego
trzustki (ICD 10: C25.4)”, 20 czerwca 2013 r.

Inne wykorzystane zrédta danych, oprocz wskazanych w ww. raporcie:

1. Nie dotyczy.
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Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 125/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.
w sprawie oceny leku Mepact (mifamurtyd) we wskazaniu: leczenie
immunomodulacyjne miesaka koSciopochodnego (ICD-10 C40-41)

Rada Przejrzystosci uwaza za niezasadne objecie refundacjq leku Mepact
(mifamurtyd) we  wskazaniu: leczenie immunomodulacyjne miesaka
kosciopochodnego (ICD-10 C40-41), w ramach programu lekowego.

Uzasadnienie

Jedyne badanie RCT dotyczqce mifamurtydu budzi wgtpliwosci metodologiczne
i daje niejednoznaczne i niespdjne wyniki. Lek nie jest efektywny kosztowo.
Bardzo wysokie koszty leczenia powodujg, Ze nie jest on refundowany
w zadnym kraju o zblizonym do Polski poziomie PKB per capita.

Przedmiot wniosku

Przedmiotem wniosku o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu jest Mepact (mifamurtyd) proszek
do sporzadzania  zawiesiny do infuzji 4 mg, 1 fiola 50 ml + 1 filtr, kod
EAN 5909991004552 w ramach uzgodnionego z wnioskodawcg programu lekowego ,Leczenie
immunomodulacyjne miesaka kosciopochodnego (osteosarcoma) (ICD-10 C40-C41)” w ramach programu
lekowego; poziom odptatnosci: bezptatnie. Wnioskodawca zaproponowat instrument dzielenia ryzyka
polegajacy na zapewnieniu jednej amputki leku za darmo pod koniec terapii. Wnioskowana technologia nie byta
do tej pory przedmiotem oceny AOTM.

Problem zdrowotny

Kostniakomiesak to nowotwor ztosliwy wywodzacy sie z komdrek wytwarzajgcych osteoid. Jego przyczyna jest
nieznana. Zazwyczaj wystepuje u nastolatkdw, w czasie ich gwattownego wzrostu. Kostniakomiesak jest
najczestszym nowotworem ztosliwym w praktyce ortopedycznej. Wystepujg rzadko — stanowig ponizej 0,5%
nowych przypadkéow wszystkich nowotwordw ztosliwych. Kostniakomiesak jest rozpoznawany w Polsce u okoto
60-100 os6b rocznie (2-3 na 1 000 000). Ogdlnie przezycia 5-letnie wynoszg okoto 70% lub wiecej pod
warunkiem prawidtowego rozpoznania i leczenia. W celu miejscowego opanowania choroby konieczne jest
leczenie chirurgiczne (wysoki poziom ztosliwosci). Jednoczesnie stosuje sie uzupetniajgcg chemioterapie przed
operacjg i po niej (doksorubicyna, cisplatyna, ifosfamid i metotreksat) w celu poprawy przezycia wolnego od
przerzutéw do ptuc. Zgodnie z opinig eksperta ,immunomodulacja z mifamurtydem jest uzupetnieniem
chemioterapii i leczenia operacyjnego i nie moze tego postepowania zastgpic”.

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Mepact (mifamurtyd) kod EAN: 5909991004552 proszek do sporzadzania zawiesiny do infuzji 1 fiolka 50 ml + 1
filtr. Lek zostat zarejestrowany w procedurze centralnej 06.03.2009 r. Ma status leku sierocego.

Ze wzgledu na niewystarczajace dowody skutecznosci leku, Mepact (mifamurtyd) we wskazaniu resekcyjny
kostniakomiesak o wysokim stopniu ztosliwosci nie zostat zarejestrowany przez FDA (opinia negatywna z
kwietnia 2007 roku).

Mifamurtyd (muramylotripeptyd fosfatydyloetanoloaminy, ang. MTP-PE) jest w petni syntetyczng pochodng
muramylodipeptydu (ang. MDP), najmniejszego naturalnie wystepujacego sktadnika scian komodrkowych
Mycobacterium sp,. posiadajgcg dziatanie immunostymulujgce. MTP-PE jest silnym aktywatorem monocytéw i

Agencja Oceny Technologii Medycznych
ul. I. Krasickiego 26, 02-611 Warszawa, tel. +48 22 56 67 200 fax +48 22 56 67 202
e-mail: sekretariat@aotm.gov.pl
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makrofagdéw. Doktadny mechanizm aktywacji monocytéw i makrofagéw przez produkt MEPACT prowadzacy do
dziatania przeciwnowotworowego u zwierzat i ludzi nie jest znany.

Produkt MEPACT jest wskazany do stosowania u dzieci, mtodziezy i mtodych oséb dorostych w leczeniu
resekcyjnego kostniakomiesaka o znacznym stopniu zaawansowania po kompletnej makroskopowo resekcji
chirurgicznej bez przerzutéw. Produkt jest stosowany w terapii skojarzonej z pooperacyjng chemioterapig
wielolekowa. Bezpieczenstwo stosowania i skutecznos$¢ produktu oceniano w badaniach u pacjentéw w wieku
od 2 do 30 lat po wstepnej diagnozie.

Zalecana dla wszystkich pacjentéw dawka mifamurtydu wynosi 2 mg/m2 powierzchni ciata. Produkt nalezy
podawa¢ jako leczenie uzupetniajgce po resekcji: dwa razy na tydzien z zachowaniem
3-dniowych przerw przez 12 tygodni, a nastepnie raz na tydzien przez kolejne 24 tygodnie, co razem stanowi 48
wlewdw przez 36 tygodni.

Alternatywne technologie medyczne

Alternatywne technologie medyczne dla mifamurtydu (Mepact) we wnioskowanym wskazaniu to schemat
wielolekowy: cisplatyna, doksorubicyna, metotreksat (schemat A) oraz schemat wielolekowy: cisplatyna,
doksorubicyna, metotreksat oraz ifosfamid (schemat B). Przeprowadzona przez Agencje ocena poprawnosci
wyboru komparatoréw nie wykazata zadnych nieprawidtowosci. Wskazane przez wnioskodawce komparatory
sg zgodne z aktualnymi wytycznymi postepowania klinicznego i opiniami ekspertéw klinicznych.

Skutecznosé kliniczna

Do analizy wigczono randomizowane badanie kliniczne INT-0133. Przeprowadzono analize pordéwnujacg
chemioterapie ogdlnie (schematy A i B opisane powyzej) z chemioterapiag w skojarzeniu w mifamurtydem.
Wynik poréwnania wskazuje na istotng statystycznie réznice na korzys¢ stosowania mifamurtydu dla punktu
koncowego przezycie catkowite. Ryzyko zgonu (HR) w grupie leczonej mifamurtydem w skojarzeniu z
chemioterapia wynosi 71% ryzyka w grupie leczonej tylko chemioterapiag — HR=0,71 (95% Cl:0,52; 0,96; p=0,03).
Wynik poréwnania wskazuje na bliskg istotnosci statystycznej przewage chemioterapii w skojarzeniu
z mifamurtydem nad samg chemioterapig dla punktu koricowego przezycie bez zdarzenia (event-free survial;
rozumiane jako czas przezycia bez progresji choroby, diagnozy innego nowotworu, zgonu, ale takze czas do
utraty kontaktu z pacjentem) — HR=0,8 (95% CI:0,62;1; p=0,08).

Stwierdzono istotng statystycznie przewage schematu B w skojarzeniu z mifamurtydem nad schematem B pod
wzgledem przezycia bez zdarzenia dla 6-letniego okresu badania, podczas gdy rdéznica w ogdlnym przezyciu byta
bliska istotnosci statystycznej. Nie stwierdzono istotnej statystycznie rdinicy pomiedzy schematem A i
schematem A w skojarzeniu z mifamurtydem.

Zgodnie z raportem NIHR w analizie post hoc nie wykazano istotnych statystycznie réznic pomiedzy schematami
Ai B stosowanymi osobno lub w potaczeniu z mifamurtydem wzgledem ogdlnego przezycia, a takze wzgledem
przezycia wolnego do choroby (disease-free survival).

Przedstawione wyniki jedynego badania RCT budzg watpliwosci ze wzgledu na dobér grup, odmiennosci w
lekach stosowanych w dwdch schematach chemioterapii, a w szczegélnosci ze wzgledu na brak istotnych réznic
po dodaniu mifamurtydu do podstawowego schematu tréjlekowego.

Skutecznos¢ praktyczna

Whioskodawca nie przedstawit informacji dotyczgcych skutecznosci praktyczne;.

Bezpieczenstwo stosowania

Dane dotyczace bezpieczeristwa stosowania mifamurtydu dla badania INT-0133 opublikowano w analizie EMA z
uwzglednieniem jedynie ciezkich zdarzen niepozadanych (stopien 3 i 4). Zgodnie ztym opracowaniem
najczestszymi zdarzeniami niepozadanymi 3. i 4. stopnia s3: zmniejszenie liczby krwinek (neutrofili — 47%,
leukocytow — 24%, trombocytéw — 29% pacjentdéw), nudnosci i wymioty (18% pacjentow) oraz obiektywnie
oceniona utrata stuchu (12%). Nie stwierdzono istotnych statystycznie rdéinic pomiedzy grupami dla
wymienionych zdarzen z wyjatkiem utraty stuchu: obiektywnie oceniony deficyt — RR=1,63 (95%Cl: 1,01; 2,66
p=0,0474). Autorzy analizy zwrdcili uwage, ze najczesciej wystepujace zdarzenia niepozgdane sg dziataniami
niepozadanymi charakterystycznymi dla chemioterapii.

Sposrdod zdarzen niepozgdanych zgtoszonych w dokumentach ICSR (ang. Individual Case Safety Report)
zebranych w 5 dokumentach PSUR (ang. Periodic Safety Update Report) najwiecej dotyczyto klasy: zaburzenia
ogdlne i stany w miejscu podania (wg MedDRA, ang. Medical Dictionary for Regulatory Activities). Najczesciej
wystepowaty m.in. goraczka, neutropenia oraz dreszcze.
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Propozycje instrumentdéw dzielenia ryzyka

Stosunek kosztéw do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych

Celem analizy byta ocena efektow zdrowotnych oraz optacalnosci dotgczenia mifamurtydu do schematu
chemioterapii stosowanej w leczeniu resekcyjnego kostniakomiesaka o wysokim stopniu ztosliwosci, bez
przerzutow, u pacjentow w wieku od 2 do 30 lat. Analize przeprowadzono dla 60-letniego horyzontu
czasowego.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Analize wydatkéw NFZ przeprowadzono w perspektywie pieciu lat od wprowadzenia refundacji leku.
Analizowano dwa scenariusze wydatkdw ptatnika: scenariusz istniejgcy — aktualnie realizowany, bez refundacji
preparatu Mepact oraz scenariusz nowy — po wprowadzeniu produktu Mepact do refundacji w ramach
programu lekowego. Za najbardziej prawdopodobne uznano, iz mifamurtyd bedzie stosowany u 50% docelowej
grupy pacjentéw w pierwszym roku, natomiast u wszystkich pacjentéw w kolejnych latach.

Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej

W analizie racjonalizacyjnej wnioskodawcy zatozono redukcje ceny detalicznej lekdw, $rodkéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobéw medycznych stanowigcych
podstawy limitéw w swoich grupach limitowych. W analizie wykorzystano mozliwos¢ obnizenia limitu
finansowania, co wynika¢ bedzie z wprowadzenia na rynek tanszych odpowiednikdw obecnie
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stosowanych substancji. Ze wzgledu na brak zidentyfikowanych mozliwosci uwolnienia srodkéw
z grupy lekéw stosowanych w leczeniu kostniakomiesaka, w analizie przedstawiono mozliwosci
uwolnienia srodkéw w obrebie innych grup terapeutycznych.

Analize przeprowadzono dla 5-lethiego horyzontu czasowego, analogicznego dla horyzontu analizy
wptywu na system opieki zdrowotnej. Wyniki przedstawiono w ujeciu rocznym, co pokazuje
proporcjonalne oszczednosci (uwolnienie srodkéw) wynikajgce z wprowadzenia odpowiednikéw dla
lekéw bedacych przedmiotem analizy racjonalizacyjne;j.

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej

Organizacje SMC (2011) oraz NICE (2011) zalecajg stosowanie mifamurtydu w potgczeniu z chemioterapia
wieloskfadnikowg w kostniakomiesaku. NICE w roku 2010 w komunikacie prasowym poinformowat, iz
skutecznos¢ leku nie jest potwierdzona, jak réwniez koszt leczenia lekiem jest wysoki, w zwigzku z tym opinia
nie moze by¢ pozytywna. Prescrire (2010) wydato rekomendacjg negatywna.

NHS (2010), HAS (2010) nie zalecajg stosowania mifamurtydu w potgczeniu z chemioterapig wielosktadnikowa
w leczeniu kostniakomiesaka.

Wedtug informacji przedstawionych przez wnioskodawce Mepact jest finansowany w 8 krajach UE i EFTA (na
30, dla ktérych informacje przekazano). Rozpatrywany lek jest finansowany w zadnym kraju o zblizonym do
Polski poziomie PKB per capita.

Dodatkowe uwagi Rady

Brak uwag.

Biorac pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt 2 ustawy o refundacji lekdw, Srodkdw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych, z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny
Technologii Medycznych AOTM-DS-4351-1, "Wniosek o objecie refundacjg leku Mepact (mifamurtyd) we wskazaniu:
leczenie immunomodulacyjne miesaka kosciopochodnego (OSTEOSARCOMA)(ICD-10 C40-41)” , czerwiec 2013

Inne wykorzystane Zrédta danych, oprécz wskazanych w ww. raporcie:

1. Stanowisko eksperckie przedstawione na posiedzeniu w dniu 1.07.2013r.
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Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 126/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.
w sprawie zasadnosci wydawania zgody na refundacje
produktu leczniczego Kenalog (triamcinolonum acetonide)
we wskazaniach: bliznowiec; swierzbigczka guzkowa; ciezka postac
trgdzika skupionego/bliznowaciejgcego

Rada uwaza za zasadne wydawanie zgody na refundacje produktu leczniczego
Kenalog (triamcinolonum  acetonide) we  wskazaniach:  bliznowiec;
swierzbigczka guzkowa; ciezka postac trqdzika skupionego/bliznowaciejgcego.

Uzasadnienie

Acetonid triamcinolonu nalezy do glikokortykosteroiddow, jest ketonowgq
pochodnq triamcinolonu o dziataniu przeciwzapalnym, przeciwalergicznym
i przeciwswigdowym.

W praktyce klinicznej (w przedmiotowych wskazaniach) stosuje sie gtdwnie
masci steroidowe w opatrunkach okluzyjnych lub bez oraz terapie skojarzone:
iniekcje triamcinolonu w skojarzeniu z iniekcjami interferonu alfa 2b Ilub
5-fluorouracylu. Poza tym w ciezszych przypadkach zmiany skorne usuwa sie
chirurgicznie.

Jak wskazuje ekspert:

1. Doogniskowe podawanie Kenalogu (triamcinolone acetonide) jest jednym
ze sposobow leczenia bliznowcdw;

2. Doogniskowe  podawanie Kenalogu (triamcinolone acetonide) jest
alternatywng metodq leczenia swierzbigczki guzkowej w przypadku
wystepowania duzych guzkow, ktore nie poddajg sie innym sposobom
leczenia;

3. W przypadku trgdziku bliznowaciejgcego doogniskowe podawanie
Kenalogu (triamcinolone acetonide) nalezy zaliczy¢ do waznych sposobow
leczenia w przypadku szpecgcych bliznowcow potrgdzikowych.

Przedmiot wniosku

Zlecenie dotyczy zbadania zasadnos$ci wydawania zgody na refundacje produktu leczniczego Kenalog
(triamcinolonum acetonide) we wskazaniach: bliznowiec; Swierzbigczka guzkowa; ciezka postac
trgdzika skupionego/bliznowaciejagcego. Oceniany produkt leczniczy nie jest zarejestrowany w
procedurze centralnej (EMA).

Zlecenie z art. 31 e ust. 1 ustawy o z dnia 24 sierpnia 2004 roku o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2008 r. Nr 164, poz.1027 z pdin. zm.) oraz art. 39
ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2012 roku o refundacji lekéw, Srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. Nr 122, p0z.696 z pdzn. zm.).

Agencja Oceny Technologii Medycznych
ul. I. Krasickiego 26, 02-611 Warszawa, tel. +48 22 56 67 200 fax +48 22 56 67 202
e-mail: sekretariat@aotm.gov.pl

www.aotm.gov.pl




Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 126/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

Problem zdrowotny

Bliznowiec, inaczej keloid, jest to guz ztozony z tkanki tgcznej widknistej, powstajgcy bgdz w miejscu
urazow (bliznowce wtérne), badz bez uchwytnej przyczyny (bliznowce samoistne).

Swierzbigczka guzkowa, zwana tez $wierzbigczka guzkowa Hyde, ma postaci guzkowych, rozsianych
zmian skoérnych, bedacych wynikiem bardzo nasilonego $wigdu i uporczywego drapania. Jest to
prawdopodobnie szczegdlnie nasilona rozsiana postac¢ lichen simplex (neurdermitis). W czesci
przypadkéw stwierdza sie podwyziszone stezenie IgE oraz odczyny natychmiastowe na alergeny
wziewne, co przemawia za pewnym zwigzkiem z atopig. Podstawowe znaczenie ma jednakze zwigzek
z uktadem nerwowym i stresami psychicznymi. Chorzy z powodu $wigdu mogg mie¢ nawet tendencje
samobdjcze i wymagajg czesto konsultacji psychiatryczne;j.

Tradzik skupiony (acne conglobata) i tradzik bliznowaciejgcy (acne keloidea) sg ciezkimi postaciami
klinicznymi tradziku pospolitego. W tradziku skupionym zmiany polegajg na wystepowaniu gtebokich
naciekéw i torbieli ropnych, niekiedy zlewajgcych sie, oraz licznych, bardzo duzych zaskdrnikow;
gojenie nastepuje poprzez mostkowe, nieréwne i przeroste blizny; odmiane te spotyka sie prawie
wyfacznie u mezczyzn, zmiany czesto — obok miejsc typowych — zajmujg réwniez okolice pachowe,
pachwinowe i posladki; jesli zajete s3 wytgcznie okolice nietypowe, niektérzy autorzy uzywajg dla
tych przypadkdw nazwy acne inversa. Tradzik bliznowcowy polega na tworzeniu sie bliznowcéw w
obrebie wykwitéow trgdzikowych, czesto towarzyszy trgdzikowi ropowiczemu lub skupionemu,
niekiedy dotyczy wytgcznie okolic karku.

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Acetonid triamcinolonu nalezy do glikokortykosteroidéw, jest ketonowg pochodng triamcinolonu o
dziataniu przeciwzapalnym, przeciwalergicznym i przeciwswigdowym.

Alternatywne technologie medyczne

Nie odnaleziono swiadczen refundowanych w przedmiotowych wskazaniach. W praktyce klinicznej
stosuje sie gtdwnie masci steroidowe w opatrunkach okluzyjnych lub bez oraz terapie skojarzone:
iniekcje triamcinolonu w skojarzeniu z iniekcjami interferonu alfa 2b lub 5-fluorouracylu. Poza tym w
ciezszych przypadkach zmiany skérne usuwa sie chirurgicznie. Metody uciskowe nie wykazujg sie
wysoka efektywnoscia.

Skutecznos¢ kliniczna i bezpieczenstwo stosowania

Odnaleziono wyniki czterech badan oceniajgcych skutecznos$é triamcinolonu w postaci iniekcji w
bliznowcu, w tym dwa badania randomizowane (jedno umiarkowanej jakosci, 3 w skali Jadad i jedno
niskiej jakosci, 1 w skali Jadad) oraz dwa badania obserwacyjne niskiej jakosci. Nie zidentyfikowano
zadnych badan oceniajgcych skutecznosé triamcinolonu w Swierzbigczce guzkowej lub ciezkiej postaci
tradziku skupionego/bliznowaciejgcego.

Celem badania Lee 2008 byto poréwnanie skutecznosci monoterapii triamcinolonem z terapig
skojarzong triamcinolonem z interferonem alfa2b. Uzyskano istotng statystycznie rdéznice w zmianie
grubosci bliznowca (81,6%, P=0,005) i objetosci bliznowca (86,6%, P=0,002) dla terapii skojarzonej w
poréwnaniu ze stanem poczgtkowym. Dla pacjentéw leczonych monoterapia uzyskano nastepujace
wyniki: zmniejszenie grubosci bliznowca, 66%, P=0,281; objetosci bliznowca, 73,4%, P=0,245 w
porownaniu ze stanem poczgtkowym. Terapie skojarzong uznano za metode o wyzszej skutecznosci
w poréwnaniu z monoterapig triamcinolonem, zalecang szczegdlnie u pacjentéw, u ktérych nastgpity
nawroty bliznowca po poprzednim leczeniu.

Celem badania Darougheh 2007 byto pordwnanie skutecznosci iniekcji triamcinolonu z iniekcjami
triamcinolonu w pofaczeniu z 5-fluorouracylem. W 8 tygodniu badania oraz w 12 tygodniu obserwacji
obie grupy wykazaty poprawe stanu pacjentéw w zakresie prawie wszystkich punktéw koncowych. W
grupie triamcinolonu 20% pacjentéw ocenito skutecznos¢ terapii na poziomie dobrym lub
doskonatym. W grupie leczenia skojarzonego 55% pacjentéw ocenito skutecznos¢ terapii na poziomie
dobrym lub doskonatym i jest to réznica istotna statystycznie (P=0,02). W ocenie lekarza odpowiedz
na leczenie na poziomie dobrym lub doskonatym uzyskano u 15% pacjentéw w grupie triamcinolonu i
40% pacjentdéw w grupie terapii skojarzonej. Réznica nie byta istotna statystycznie. Badanie nie
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wykazato wyzszej skutecznosci jednej z terapii, jednakze terapia skojarzona byta bardziej
akceptowana przez pacjentow.

Celem badania Muneuchi 2006 byta dtugoterminowa ocena skutecznosci niskich dawek iniekcji
triamcinolonu w bliznowcu. Wyniki badania analizowano w 3 przedziatach czasowych skorelowanych
z iloscig otrzymanych przez pacjenta iniekcji: do 10 iniekcji, 11-30 iniekcji i powyzej 30 iniekcji.
Skutecznos$¢ triamcinolonu w poréwnaniu ze stanem poczgtkowym byta najwyzisza w grupie
pacjentéw, ktérzy otrzymali ponad 30 iniekcji. W kategorii objawdéw subiektywnych istotng poprawe
uzyskano u 82% pacjentéw. W kategorii objawéw obiektywnych poprawe na poziomie $rednim lub
wyzszym uzyskano u 63% pacjentéw, a na poziomie dobrym lub wyzszym u 39% pacjentéw. Uznano,
ze leczenie niskimi dawkami triamcinolonu wymaga wykonania 20-30 iniekcji w czasie 3-5 lat.

Celem badania Asilian 2006 byto zbadanie skutecznosci réznych metod leczenia keloidéw. W 8 i 12
tygodniu badania we wszystkich grupach pacjentéw zaobserwowano redukcje bliznowcéw na
poziomie akceptowalnym. Rdznice miedzy grupami byly istotne statystycznie na korzys¢ terapii
skojarzonych. Skutecznos¢ terapii zostata oceniona na poziomie dobrym lub doskonatym przez: 20%
pacjentéw w grupie 1., 55% pacjentéw w grupie 2. i 75% pacjentdw w grupie 3., wszystkie wyniki byty
istotne statystycznie. Analogiczna ocena wykonana przez niezaleznego obserwatora data nastepujace
wyniki: (dobra lub doskonata poprawa) 15% pacjentow w grupie 1., 40% pacjentéw w grupie 2. i 70%
pacjentéw w grupie 3., wszystkie wyniki byty istotne statystycznie. Skuteczno$é obu terapii
kombinowanych byta wyzsza od monoterapii triamcinolonem. Terapia skojarzona z laserem byla
bardziej akceptowana przez pacjentéw.

Producent wskazuje nastepujace dziatania niepozadane bez uwzgledniania czestosci ich
wystepowania:

Reakcje alergiczne: wstrzgs anafilaktyczny, w tym smieré; obrzek naczynioruchowy

Kardiologiczne: bradykardia, zatrzymanie akcji serca, zaburzenia rytmu serca, powiekszenie serca,
zapas¢, zastoinowa niewydolnos$¢ serca, otyto$¢ ptucna, nadcisnienie tetnicze, kardiomiopatia
przerostowa u wczes$niakdw, zawat miesnia sercowego, obrzek ptuc, omdlenie, tachykardia,
zakrzepowo, zakrzepowe zapalenie zyt, zapalenie naczyni krwionosnych

Dermatologiczne: tradzik, alergiczne zapalenie skéry, zanik skéry i tkanki podskdrnej, tuszczenie sie
skory, wybroczyny, obrzek, rumien, zaburzenia pigmentacji, zaburzenia gojenia ran, zwiekszona
potliwos¢, toczen rumieniowaty-podobne zmiany chorobowe, plamica, wysypka, sterylne ropnie,
rozstepy, zmniejszenie grubosci skory, przerzedzenie wtoséw na skérze gtowy, pokrzywka.

Endokrynologiczne: zmniejszona tolerancja na weglowodany i glukoze, rozwdj zespotu Cushinga,
cukromocz, nadmierne owtosienie, wzrost zapotrzebowania na insuline lub doustne leki
hipoglikemizujgce w cukrzycy, objawy utajonej cukrzycy, nieprawidtowosci miesigczkowania, wtérny
brak reakcji kory nadnerczy i przysadki mdézgowej (szczegdlnie w okresach stresu, jak w zwalczaniu
urazu, zabiegu chirurgicznego lub choroby), zaburzenia wzrostu u dzieci i mtodziezy

Zaburzenia ptynéw i elektrolitdw: zastoinowa niewydolno$¢ serca u podatnych pacjentéw,
zatrzymanie ptyndw, zasadowica, utrata potasu, zatrzymanie sodu.

Gastrologiczne: Wzdecia, jelit/pecherza dysfunkcji, podwyzszenie aktywnosci enzymow watrobowych
w surowicy (zwykle ustepujg po odstawieniu), powiekszenie watroby, zwiekszony apetytu, nudnosci,
zapalenie trzustki, choroba wrzodowa z mozliwoscig perforacji i krwawienia, perforacja jelita (w
szczegblnosci u pacjentdw z zapalng chorobag jelit), wrzodziejgce zapalenie przetyku.

Metaboliczne: ujemne saldo azotu z powodu katabolizmu biatek.

Zaburzenia miesniowo-szkieletowe: aseptyczna martwica gtowy kosci udowej i ramiennej,
zwapnienia, artropatia neurogenna, utrata masy miesniowej, ostabienie miesni, osteoporoza,
patologiczne ztamania kosci dtugich, wyréwnania po wstrzyknieciu (po srédstawowe uzywad), steroid
miopatia, zerwanie $ciegna, ztamania kregéw kompres;ji.

Neurologiczne/psychiczne: drgawki, depresja, chwiejno$¢ emocjonalna, euforia, bdl gtowy,
podwyzszone ci$nienie srddczaszkowe z papilledema (guz rzekomy mézgu) zwykle po przerwaniu
leczenia, bezsennos¢, wahania nastroju, zapalenie nerwdw, neuropatia, parestezje, zmiany
osobowosci, zaburzenia psychiczne, zaburzenia rownowagi.

3/5



Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 126/2013 z dnia 1 lipca 2013 r.

Okulistyka: wytrzeszcz, jaskra, zwiekszone cisnienie srédgatkowe, zacma

Inne: Nieprawidtowe ztogi ttuszczu, zmniejszenie odpornosci na zakazenia, czkawka, zwiekszona lub
zmniejszona ruchliwosc i ilosé plemnikéw, zte samopoczucie, twarz ksiezyca, zwiekszenie masy ciata.
W badaniu Lee 2008 raportowano nastepujgce zdarzenia niepozadane: objawy grypopodobne,
umiarkowany bodl oraz stan zapalny w miejscu podania.

Odnaleziono rowniez jeden opis przypadku dotyczacy wystgpienia zespotu Cushinga (6-letnia
pacjentka), u ktérej 2 i 5 miesiecy wczesniej zastosowano iniekcje triamcinolonu do leczenia
bliznowca. Naturalny rytm wydzielania wewnetrznego kortyzolu, powrdcit u pacjentki po 12
miesigcach od ostatniej dawki triamcinolonu.

Skutecznos¢ praktyczna

Nie odnaleziono badan oceniajgcych skutecznos¢ praktyczng technologii.
Propozycje instrumentdéw dzielenia ryzyka

Nie dotyczy.

Stosunek kosztow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych

Nie dotyczy.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Srednia cena za opakowanie Kenalogu w dawce 0,01 g/ml w IV kwartale 2012 roku wynosita 435 PLN,
w | kwartale 2013 roku cena wzrosta do 475 PLN. Srednia cena za opakowanie Kenalogu w dawce
0,04 g/ml w IV kwartale 2012 roku wynosita 85 PLN, w | kwartale 2013 roku cena spadta do 54 PLN.
Zastanawia fakt duzej réznicy w cenach miedzy dawkami oraz nizsza cena leku w wyzszej dawce (ilos¢
amputek w obu opakowaniach jest identyczna).

Odnaleziono informacje dotyczaca ceny amputek acetonidu triamcinolonu obowigzujacej na terenie
Australii w 2013 roku (PBAC). Kenacort-A10: triamcinolone acetonide 10 mg/ml, 5x1 ml amputki.
Cena jednego opakowania 25,10 AUD (76,27 PLN); maksymalna cena dla pacjenta 30,32 AUD (92,13
PLN).

Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej
Nie dotyczy.
Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej

Odnaleziono 2 rekomendacje kliniczne dotyczace leczenia bliznowca, obie rekomendacje pozytywnie
oceniajg stosowanie iniekcji triamcinolonu. W obu rekomendacjach nie opisano, czy przeglad
literatury miat charakter systematyczny. Jedna z rekomendacji zalecata stosowanie iniekcji
triamcinolonu, w stezeniach 10-40 mg/ml, zarbwno w monoterapii, jak i w terapii tgczonej wraz z 5-
fluorouracylem lub interferonem alfa-2a. Druga z rekomendacji zaleca stosowanie iniekcji steroidéow
(w tym triamcinolonu) jako pierwszg linie leczenia.

Warto zaznaczy¢, iz iniekcje triamcinolonu s3 w tym wskazaniu (bliznowiec) standardem leczenia
opisywanym w podrecznikach z dziedziny dermatologii.

Odnaleziono 1 rekomendacje dotyczacy leczenia $Swierzbigczki guzkowej, nie opisano w niej, czy
przeglad literatury miat charakter systematyczny. Iniekcje triamcinolonu sg rekomendowane w
dalszych liniach leczenia, w stezeniu 10-40 mg/ml z ewentualnym dodatkiem $rodka o dziataniu
przeciwbolowym.

Odnaleziono 1 rekomendacje dotyczacg leczenia tradziku skupionego. Rekomendacja miata charakter
przegladu systematycznego i nie odniosta sie do stosowania triamcinolonu w postaci iniekcji. W
rekomendacji negatywnie oceniono stosowanie jakiegokolwiek leczenia ,na skore” w postaci
monoterapii.

Dodatkowe uwagi Rady
Brak uwag.
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Biorac pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31 e ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze s$rodkéw publicznych, z uwzglednieniem raportu ws. zasadnosci wydawania zgody na refundacje
produktu leczniczego nr AOTM-RK-431-9/2013, Kenalog (triamcinolone acetonide) amputki 0,01 g/ml oraz 0,04 g/ml, we
wskazaniach: bliznowiec; $wierzbigczka guzkowa; ciezka postac tradzika skupionego/bliznowaciejgcego, czerwiec 2013.

Inne wykorzystane zrdédta danych, oprécz wskazanych w ww. raporcie:

1. Nie dotyczy.
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