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Rady Przejrzystosci 18/2024
w dniu 29 kwietnia 2024 roku

Tomasz Pasierski otworzyt posiedzenie o godzinie 10:00.

Cztonkowie Rady Przejrzystosci (Rada) obecni przy rozpoczeciu posiedzenia (kworum 7 oséb):

Artur Bachta
Matgorzata Dziedziak
Pawet Grzesiewski
Marcin Kotakowski
Marcin Lipowski
Tomasz Pasierski

Anna Socha-Banasiak
Mafgorzata Sznitowska
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Aleksandra Zasada

Cztonkowie Rady Przejrzystosci nieobecni przy rozpoczeciu posiedzenia:

1. Anna Czerniecka-Kubicka

Proponowany porzgdek obrad:

1. Omoéwienie powigzan branzowych i ustalenie ewentualnych konfliktéw intereséw cztonkéw
Rady. Omdwienie i przyjecie porzagdku obrad Rady.

2. Przygotowanie opinii w sprawie ponownej oceny zasadnosci kwalifikacji:
1. Inwazyjna diagnostyka przedoperacyjna celem lokalizacji ogniska padaczkorodnego -
umieszczenie elektrod wewnatrzczaszkowych celem diugotrwatego monitorowania wideo-EEG;
2. Zabieg operacyjny usuniecia ogniska padaczkorodnego (jeden zabieg) ze Srédoperacyjnym
monitorowaniem EEG tzw. elektrokortykografia z rdéwnoczesnym monitorowaniem
funkcjonalnym mdzgu (MEP, SSEP, BAEP, wybudzeniowo funkcja mowy).

3. Przygotowanie opinii w sprawie zasadnosci wprowadzenia zmiany tresci wskazan
refundacyjnych: fentanyl, metadon, morfina doustna, oksykodon, oksykodon w potgczeniu
z naloksonem, tapentadol.

4. Przygotowanie stanowiska w sprawie refundacji technologii Columvi (glofitamabum) w ramach
programu lekowego B.12 "Leczenie chorych na chtoniaki B-komérkowe (ICD-10: C82, C83, C85)".

5. Przygotowanie stanowiska w sprawie importu docelowego Chenodeoxycholic acid Leadiant
(acidum chenodeoxycholicum) we wskazaniu: zéttakowatos$¢ mézgowo-Sciegnista.

6. Przygotowanie stanowiska w sprawie importu docelowego MCT Oil, ptyn doustny we wskazaniu:
padaczka lekooporna, deficyt transportera glukozy GLUT-1.

7. Zakonczenie posiedzenia.
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Protokdt z posiedzenia Rady Przejrzystosci nr 18/2024 w dniu 29.04.2024 r.

Ad 1. Zaden z cztonkéw Rady nie zadeklarowat konfliktu intereséw. Rada jednogtosnie (9 gfoséw ,,za”)
przyjefa porzadek obrad.

Ad 2. Analityk Agencji zaprezentowat najwazniejsze informacje z raportu w sprawie ponownej oceny
zasadnosci  kwalifikacji: Inwazyjna diagnostyka przedoperacyjna celem lokalizacji ogniska
padaczkorodnego — umieszczenie elektrod wewnatrzczaszkowych celem  dtugotrwatego
monitorowania wideo-EEG; zabieg operacyjny usuniecia ogniska padaczkorodnego (jeden zabieg) ze
Srédoperacyjnym monitorowaniem EEG tzw. elektrokortykografia z rownoczesnym monitorowaniem
funkcjonalnym madzgu (MEP, SSEP, BAEP, wybudzeniowo funkcja mowy).

W trakcie prezentacji Analityka do posiedzenia dofgczyta Pani Anna Czerniecka-Kubicka.

Gtos zabrali: Tomasz Pasierski, Matgorzata Sznitowska, a projekt opinii Rady przedstawita: Anna Socha-
Banasiak.

Rada doprecyzowata tres¢ uchwaty, w czym uczestniczyli: Tomasz Pasierski, Matgorzata Sznitowska,
Marcin Kotakowski.

Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 gtoséow ,za”) uchwalita
pozytywng opinie (zatgcznik nr 1 do protokotu).

Ad 3. Analityk Agencji przedstawit dane z raportu w sprawie zasadnosci wprowadzenia zmiany tresci
wskazan refundacyjnych: fentanyl, metadon, morfina doustna, oksykodon, oksykodon w pofgczeniu
z naloksonem, tapentadol.

Gtos zabrat Tomasz Pasierski, a projekt opinii Rady przedstawita: Aleksandra Zasada.
Rada doprecyzowata tres¢ uchwaty, w czym uczestniczyli: Tomasz Pasierski, Matgorzata Sznitowska.

Prowadzgcy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada wiekszoscig gtosow (9 gtosami ,za” i 1 gtosie
,przeciw”) uchwalifa pozytywna opinie (zatgcznik nr 2 do protokotu).

Ad 4. Analityk Agencji przedstawit prezentacje dotyczacy refundacji technologii Columvi
(glofitamabum) w ramach programu lekowego B.12 "Leczenie chorych na chioniaki B-komérkowe
(ICD- 10: C82, C83, C85)".

Rada wystuchata stanowiska eksperta, dopuszczonego do udziatu w posiedzeniu.

Gtos zabrali: Tomasz Pasierski, Marcin Lipowski, Matgorzata Dziedziak, Matgorzata Sznitowska,
a projekt stanowiska Rady przedstawit Artur Bachta.

Rada doprecyzowata tres¢ uchwaty, w czym uczestniczyli: Tomasz Pasierski, Matgorzata Dziedziak.

Prowadzgcy zarzadzit glosowanie, w wyniku ktérego Rada wiekszoscig gtosow (8 gtoséw ,,za” i 2 glosy
»przeciw”) uchwalita pozytywne stanowisko (zatgcznik nr 3 do protokotu).

Ad 5. Analityk Agencji omdéwit wniosek w sprawie importu docelowego Chenodeoxycholic acid
Leadiant (acidum chenodeoxycholicum) we wskazaniu: zéttakowatosé mézgowo-Sciegnista.

Gtos zabrali: Tomasz Pasierski, Matgorzata Sznitowska, Marcin Lipowski, Anna Czerniecka-Kubicka,
Marcin Kotakowski, Matgorzata Dziedziak, Marcin Lipowski, a projekt stanowiska Rady przedstawita
Anna Czerniecka-Kubicka.

Rada doprecyzowata tres¢ uchwaty, w czym uczestniczyt Tomasz Pasierski.

Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada wiekszoscig gtoséw (8 oséb ,za” i 2 gtosy
»przeciw”) uchwalita negatywne stanowisko (zatacznik nr 4 do protokotu).



Protokdt z posiedzenia Rady Przejrzystosci nr 18/2024 w dniu 29.04.2024 r.

Ad 6. Analityk Agencji przedstawit prezentacje w sprawie importu docelowego MCT Qil, ptyn doustny
we wskazaniu: padaczka lekooporna, deficyt transportera glukozy GLUT-1.

Gtos zabrali: Tomasz Pasierski, Mafgorzata Sznitowska, Marcin Kotakowski, a projekt stanowiska Rady
przedstawit Marcin Lipowski.

Prowadzacy zarzadzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 gtosami ,za”) uchwalita
pozytywne stanowisko (zatgcznik nr 5 do protokotu).

Ad 7. Prowadzacy zakonczyt posiedzenie o godzinie 13:02.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 56/2024 z dnia 29 kwietnia 2024 roku
w sprawie ponownej oceny zasadnosci kwalifikacji Swiadczenia opieki
zdrowotnej jako Swiadczenia gwarantowanego

Rada  Przejrzystosci uznaje za zasadnqg  kwalifikacje  swiadczenia
gwarantowanego z zakresu leczenia szpitalnego:

1. inwazyjna diagnostyka przedoperacyjna celem lokalizacji ogniska
padaczkorodnego — umieszczenie elektrod wewngtrzczaszkowych celem
dfugotrwatego monitorowania wideo-EEG;

2. zabieg operacyjny usuniecia ogniska padaczkorodnego (jeden zabieg)
ze srédoperacyjnym monitorowaniem EEG tzw. elektrokortykografia
z rownoczesnym monitorowaniem funkcjonalnym mozgu (MEP, SSEP, BAEP,
wybudzeniowo funkcja mowy),

- we wskazaniu padaczka (ICD-10: G40.0, G40.1, G40.2).
Uzasadnienie

W rekomendacji nr 126/2018 z dnia 7 grudnia 2018 r. Prezes AOTMIT wskazat
na zasadnos¢  zakwalifikowania  ww. Swiadczenia jako  swiadczenia
gwarantowanego z zakresu leczenia szpitalnego, pod warunkiem okreslenia
schematu postepowania, w tym kryteriow kwalifikacji do swiadczenia oraz
warunkdow realizacji omawianych procedur.

Padaczka to przewlekta choroba mozgu, ktorq diagnozuje sie, jesli spetnione jest
jedno z kryteriow: wystgpienie przynajmniej 2 nieprowokowanych
(lub odruchowych) epizodéw napadowych w odstepie ponad 24 godzinnym,
rozpoznanie zespotu padaczkowego, wystgpienie 1 napadu nieprowokowanego
(lub odruchowego) oraz wystepowanie ryzyka nawrotu szacowane
na przynajmniej 60% — co odpowiada ogdlnemu wskazZnikowi ryzyka wystqgpienia
kolejnych  napadow po 2 niesprowokowanych napadach podczas
10 lat obserwacji.

ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa tel. +48 2210146 00 www.aotmit.gov.pl
NIP 525-23-47-183 REGON 140278400 fax +48 22 46 88 555 email: sekretariat@aotm.gov.pl



Opinia Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 56/2024 z dnia 29.04.2024 r.

W Polsce, wg danych Institute for Health Metrics and Evaluation (IHME),
w 2019 r. wspdfczynnik zapadalnosci na padaczke w populacji ogdlnej wynosit
39/100 tys. 0s6b. Padaczka lekooporna wystepuje u ok. 20-30% chorych.

W diagnostyce padaczki najwazniejszym badaniem jest elektroencefalografia
(EEG), ktora pozwala na okreslenie aktywnosci elektrycznej mozgu w czasie
rzeczywistym. W sytuacji, gdy badanie EEG nie jest wystarczajqgce, lekarz zleca
dodatkowe badania: neuroobrazowe, takie jak TK, MR, czynnosciowe badanie
MR, PET, SPECT, wideo-EEG oraz badania laboratoryjne.

Padaczka lekooporna jest rozpoznawana, gdy 2 kolejne prdby interwencji
lekowych w monoterapii lub terapii dodanej (dobrze tolerowanych, wtasciwie
dobranych i odpowiednio uzytych) nie doprowadzq do osiggniecia utrwalonej
i petnej kontroli napaddw.W definicji okreslono kryteria dla czasu wystgpienia
odpowiedzi na leczenie (minimalny czas remisji): okres 12 miesiecy lub 3-krotnos¢
odstepu miedzynapadowego w okresie sprzed rozpoczecia leczenia (odpowiada
to 95% przedziatowi ufnosci). W przypadku stosowania obu kryteriow
jednoczesnie nalezy kierowac sie dtuzszym okresem

Aby zlokalizowac¢ napady i dostosowac leczenie chirurgiczne, ocena przed
zabiegiem u pacjentow z padaczkq czesto obejmuje obrazowanie czynnosciowe
lub metaboliczne oraz dtugoterminowe wewngqtrzczaszkowe monitorowanie
EEG. Powszechnie stosowane sq dwie metody inwazyjnego monitorowania EEG:
siatka elektrod podtwardowkowych (ang. subdural grid electrodes, SDG)
i stereoelektroencefalografia (ang. stereoelectroencephalography, SEEG).
Metoda SDG jest uzyteczna przede wszystkim w przypadku okreslania ognisk
padaczkorodnych zlokalizowanych w powierzchniowych warstwach kory
mozgowej. Natomiast SEEG to inwazyjna technika diagnostyczna, ktora moze
byc¢ preferowana u 0sob ze strefami epileptogennymi, ktore sq trudne do oceny
za pomocqg metody SDG (przede wszystkim tymi, ktore sq zlokalizowane w gtebiej
potozonych strukturach mozgu).

Wyciecie ogniska napadowego jest metodq leczniczg w przypadku opornej
na leczenie padaczki ogniskowej, a skuteczna operacja padaczki wymaga
catkowitej resekcji stref padaczkowych. Srédoperacyjna elektrokortykografia
(ang. electrocorticography, ECoG) jest stosowana do mapowania elektrycznego
strefy padaczkowej podczas operacji padaczki.
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Zabieg operacyjny usuniecia ogniska padaczkorodnego ze srodoperacyjnym
monitorowaniem EEG pozwala rdéwnoczesnie prowadzi¢ monitorowanie
funkcjonalne mozgu, tj. roinych potencjatow wywotanych takich jak:
somatosensoryczne potencjaly wywotane (ang. somatosensory evoked
potentials, SSEP), pniowe potencjaty wywotane (ang. brainstem auditory evoked
potentials, BAEP), ruchowy potencjat wywotany (ang. motor evoked potential,
MEP), srodoperacyjne wybudzenie w celu zmniejszenia prawdopodobiernstwa
wystgpienia powiktan zwigzanych z uszkodzeniem osrodkow mozgu
odpowiadajqgcych za funkcje mowy. U pacjentow ze zlokalizowanym ogniskiem
padaczkorodnym zespot wielodyscyplinarny moze zadecydowac
o zakwalifikowaniu pacjenta do metod leczenia chirurgicznego obejmujgcego
przeprowadzenie  zabiegu  resekcyjnego  ogniska  padaczkorodnego
z lub bez srodoperacyjnej  elektrokortykografii  i/lub  z  jednoczesnym
monitorowaniem  funkcji mozgu. Zastosowanie srodoperacyjnego
monitorowania EEG (ECoG) moze okaza¢ sie zasadne w sytuacjach,
gdy konieczne jest uzyskanie dodatkowych informacji diagnostycznych w czasie
rzeczywistym podczas samego zabiegu resekcyjnego.

Wag opinii ekspertdw klinicznych istnieje zasadnosc finansowania analizowanego
Swiadczenia, natomiast czes¢ ekspertow stwierdzita, ze procedury powinny
byc¢ oceniane i stosowane niezaleznie od siebie (rezultatem diagnostyki
inwazyjnej moze byc kwalifikacja zarowno do zabiegu resekcyjnego ogniska
padaczkorodnego, jaki operacja  chirurgiczna inna  niz  resekcja
lub dyskwalifikacja z jakiegokolwiek leczenia operacyjnego). Stosowanie
wnioskowanego swiadczenia powinno obejmowac wyfqcznie pacjentow
z padaczkqg lekooporng, u ktorych nieinwazyjne badania przedoperacyjne okazaty
sie niewystarczajgce do wiarygodnego okreslenia strefy poczqtku napadu oraz
ktdrzy sq kandydatami do leczenia operacyjnego. Eksperci podkreslajg rowniez,
ze zastosowanie wszystkich wskazanych w nazwie proponowanego swiadczenia
metod monitorowania funkcji mozgu podczas jednego zabiegu nie wystepuje
w praktyce klinicznej. W opiniach ekspertow podkreslana jest rola
wielodyscyplinarnego zespofu (co najmniej: neurolog-epileptolog, neurochirurg,
neuropsycholog oraz radiolog, ew. neurofizjolog, psychiatra, psycholog
kliniczny).

Wg rekomendacji klinicznych inwazyjne wideo-EEG jest kolejnym etapem badan
diagnostycznych po wykonaniu diagnostyki metodami nieinwazyjnymi
(EEG, MRI, TK, PET, SPECT) stuzqcym lokalizacji ogniska padaczkorodnego
u pacjenta z padaczkqg lekoopornqg kwalifikowanego do zabiegu resekcyjnego
(ILAE 2016, INAHTA 2012, PTN 2022, IFCN 2022). Dtugoterminowe
monitorowanie wideo-EEG (LTVEM) uwazane jest za standard diagnostyczny
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przypadkow padaczki lekoopornej, a w potgczeniu z neuroobrazowaniem —
istotng czesciq badan pozwalajgcych zlokalizowac obszar padaczkorodny
(PTN 2022). Wytyczne  zalecajq rowniez  rozwazenie  leczenia
neurochirurgicznego u 0sob z padaczkq lekooporng (CCSO 2014, NICE 2022, SIGN
2018, SIGN 2021). Srédoperacyjna elektrokortykografia moze by¢ stosowana
dodatkowo, w zaleznosci od doswiadczenia osrodka, jesli przedoperacyjne
metody inwazyjnego monitorowania sq niedostepne Ilub konieczne jest
srodoperacyjne mapowanie mowy (PTN 2022).

Analiza pismiennictwa wskazuje na uzytecznosc klinicznqg ocenianej procedury
neurochirurgicznej (wolnos¢ od napadow lub redukcje ich czestosci), jednak
jakos¢ przeglgdow systematycznych jest niska/krytycznie niska. Badania
pierwotne ogranicza mata liczebnosci populacji, brak grupy kontrolnej, badania
sq gfownie jednoosrodkowe, zroznicowany wiek pacjentow witgczonych
do badan, rozne strategie implantacji elektrod.

Terapia jest efektywna kosztowo. Finansowanie terapii tqczy sie ze znacznym
obcigzeniem budzetu ptatnika publicznego.

Propozycja modelu swiadczenia

e Swiadczenie ,inwazyjnej diagnostyki przedoperacyjnej celem lokalizacji
ogniska padaczkorodnego — umieszczenie elektrod wewngtrzczaszkowych
celem dtugotrwatego monitorowania wideo-EEG” powinno by¢ odrebnym
Swiadczeniem od ,,zabiegu operacyjnego usuniecia ogniska padaczkorodnego
ze Srodoperacyjnym monitorowaniem EEG, tzw. elektrokortykografia
rownoczesnym monitorowaniem funkcjonalnym madzgu (MEP, SSEP, BAEP,
wybudzeniowo funkcja mowy)”.

e FElektrokortykografia nie jest nieodfgcznym elementem zabieqgu operacyjnego
usuniecia ogniska padaczkorodnego, poniewaz ECoG jako metoda
srodoperacyjnego monitorowania nie zawsze towarzyszy zabiegowi
resekcyjnemu, podobnie jak srodoperacyjne monitorowanie funkcji mozgu
(MEP, SSEP, BAEP, wybudzeniowo funkcja mowy).

e Realizacja swiadczen ujetych w niniejszym opracowaniu powinna miec
miejsce w wyspecjalizowanych, referencyjnych osrodkach opieki nad chorymi
z padaczkq lekooporng, ze wzgledu na koniecznosc posiadania przez nie kadry
o odpowiednim doswiadczeniu i kwalifikacjach oraz odpowiedniego sprzetu.
Takie osrodki powinny mie¢ mozliwosc realizacji swiadczern umozliwiajgcych
kompleksowq diagnostyke (w pierwszym etapie nieinwazyjnq oraz inwazyjng
w przypadku braku mozliwosci lub niejasnych wynikdw w zakresie lokalizacji
ogniska padaczkorodnego metodami nieinwazyjnymi) oraz resekcje ognisk
padaczkorodnych (z Ilub bez srdodoperacyjnej elektrokortykografii,
z lub bez monitorowania funkcji mozgu) w przypadku zakwalifikowania
pacjenta do ich usuniecia metodami chirurgicznymi.
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Inwazyjna  diagnostyka  przedoperacyjna:  Oddziat  Neurochirurgii/
Neurochirurgii dla dzieci lub Oddziat Neurochirugii (wszczepienie i usuniecie
elektrod) oraz Oddziat Neurologii/ Neurologii dla dzieci (prowadzenie
monitorowania wideo-EEG).

Zabieg operacyjny: Oddziat Neurochirurgii/ Neurochirurgii dla dzieci; blok
operacyjny z salg neurochirurgiczng.

e Personel powinien spetnia¢ nastepujgce kryteria: lekarz specjalista
w dziedzinie neurochirurgii, posiadajgcy udokumentowane doswiadczenie
w zakresie neurochirurgii stereotaktycznej oraz doswiadczenie obejmujgce
obstuge platformy do neuronawigacji i Srodoperacyjnego monitoringu
elektrofizjologicznego oraz dla zabiegu operacyjnego: udokumentowane
doswiadczenie w zakresie zabiegow resekcyjnych oraz neuromodulujgcych
w leczeniu padaczki co najmniej 45 zabiegow; lekarz specjalista w dziedzinie
neurologii, posiadajgcy co najmniej 5-letnie udokumentowane doswiadczenie
w zakresie leczenia padaczki oraz w zakresie analizy wynikow z badania
inwazyjnego wideo-EEG  za  pomocq umieszczenia elektrod
wewngqtrzczaszkowych.

Glowne argumenty decyzji

e Udokumentowana skutecznosc¢ w niezaspokojonej potrzebie zdrowotnej.
e FEfektywnosc kosztowa.

e Dostepne wytyczne swiatowe.

e Pozytywne opinie ekspertow.

Tryb wydania opinii:

Opinie wydano na podstawie art. 31s ust. 6 pkt 4 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. 2 2022 r., poz. 2561 z pdzn. zm.), z uwzglednieniem opracowania
na potrzeby Ministra Zdrowia nr: WS.422.8.2024 ,Raport w sprawie oceny swiadczenia opieki zdrowotnej:
1) Inwazyjna diagnostyka przedoperacyjna celem lokalizacji ogniska padaczkorodnego — umieszczenie elektrod
wewnatrzczaszkowych celem dtugoterminowego monitorowania wideo-EEG; 2) Zabieg operacyjny usuniecia
ogniska padaczkorodnego (jeden zabieg) ze srédoperacyjnym monitorowaniem EEG, tzw. elektrokortykografia
z rownoczesnym monitorowaniem funkcjonalnym mazgu (MEP, SSEP, BAEP, wybudzeniowo funkcja mowy)
we wskazaniu padaczka (ICD-10: G40.0, G40.1, G40.2)", data ukonczenia: 24 kwietnia 2024 r.
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Opinia Rady Przejrzystosci
nr 57/2024 z dnia 29 kwietnia 2024 roku
w sprawie zasadnosci wprowadzenia zmiany tresci wskazan
refundacyjnych dla substancji czynnych fentanyl, metadon, morfina
doustna, oksykodon, oksykodon w potgczeniu z naloksonem,
tapentadol

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wprowadzenie zmian wskazan
refundacyjnych dla substancji czynnych fentanyl, metadon, morfina doustna,
oksykodon, oksykodon w potqczeniu z naloksonem, tapentadol.

Uzasadnienie

Opinia Rady Przejrzystosci dotyczy problemu zdrowotnego, jakim jest
bol nowotworowy, bdl przemijajgcy, bdl kostny, bdl neuropatyczny oraz
bol przewlekty.

Bol nowotworowy

Bdl jest subiektywnym, przykrym doswiadczeniem czuciowym i emocjonalnym,
zwiqzanym z zaistniatym lub potencjalnym uszkodzeniem tkanek. Okreslenie
,bolu chorego na nowotwor" obejmuje wszystkie rodzaje bolu wystepujgce
w przebiegu choroby nowotworowej, z uwzglednieniem nie tylko przyczyn
somatycznych, ale rowniez psychologicznych, spotecznych i duchowych.

Bol przebijajgcy

Bol przebijajgcy to nagte nasilenie dolegliwosci bolowych, pojawiajgce sie
pomimo wtasciwego leczenia bolu podstawowego.

Bol kostny

W opiece paliatywnej bol kostny wystepuje przede wszystkim w przebiegu
przerzutow nowotworowych do kosci, najczesciej raka piersi, gruczotu
krokowego, tarczycy, ptuca lub jelita grubego. Zazwyczaj bol kostny jest staty,
nasila sie przy ruchu i przenoszeniu ciezaru ciafa. Czesto wystepuje miejscowa
bolesnos¢ kosci. Wspdtistnienie hiperkalcemii moze odpowiadac za nasilenie
bolu. Poczqgtkowo bol moze byc¢ przemijajqcy, ale zwykle nasila sie w czasie
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trwania choroby i wystepuje juz stale. Oprdcz bolu statego wystepuje zwykle
bdl przebijajgcy wywotywany przez ruch i/lub bdl idiopatyczny.

Bdl neuropatyczny

Bol  neuropatyczny jest zwigzany z  uszkodzeniem Ilub  chorobg
somatosensorycznej czesci uktadu nerwowego. W chorobie nowotworowej
dochodzi do uszkodzenia uktadu nerwowego poprzez ucisk lub naciekanie przez
guz, w przebiegu zespotow paranowotworowych, po leczeniu onkologicznym
(np. zespdt po torakotomii czy mastektomii, polineuropatia po chemioterapii,
pleksopatia po radioterapii),  jako konsekwencja wyniszczenia
(np. mononeuropatie z ucisku) oraz w przebiegu chorob towarzyszqcych
(np. pdétpasca, cukrzycy, mocznicy, po udarze mozgu).

Bol przewlekty

Jezeli dolegliwosci bdlowe trwajq dtuzej niz 3 miesigce lub utrzymujq sie
po wygojeniu uszkodzonych tkanek, to mowi sie o bolu przewlektym.

Proponowany zakres wskazan refundacyjnych dla substancji czynnych: fentanyl!
w postaci tabletek, fentanyl w postaci aerozolu do nosa, fentanyl w postaci
systemu transdermalnego, morfina doustna, oksykodon, tapentadol
to: we wszystkich zarejestrowanych wskazaniach oraz odrebnie
w nowotworach ztosliwych (jak dotychczas zakres nowotwory ztosliwe
byt uwzgledniony jako leczenie bdlu w przebiegu choroby nowotworowej albo
osobno jako nowotwory ztosliwe).

Proponowany zakres wskazan refundacyjnych dla metadonu to: umiarkowany
lub silny bol, ktory nie moze byc¢ skutecznie leczony nieopoidowymi lekami
przeciwbolowymi, co pokrywa sie z jednym z aktualnie zarejestrowanych
wskazan: ,jako lek drugiego rzutu w zwalczaniu silnych bolow, zwtaszcza
w chorobach nowotworowych i po operacjach chirurgicznych” oraz nowotwory
ztosliwe (wskazanie bez zmian).

Proponowany zakres wskazan refundacyjnych dla oksykodonu w potqczeniu
z naloksonem to: bol w przebiegu chorob nowotworowych i nienowotworowych
— U pacjentéw, u ktorych wystepujq zaparcia poopioidowe, co jest spdjne
ze wskazaniami rejestracyjnymi dla produktow leczniczych zawierajgcych
ww. skojarzenie.

Dla czesci ocenianych technologii zaproponowane zmiany nie bedg miaty wptywu
na wielkos¢ populacji docelowej, poniewaz sq juz w niej refundowane
(oksykodon). W przypadku terapii skojarzonej oksykodon+nalokson rozszerzenie
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dotyczy chorob nienowotworowych — oceniono, iz zaproponowana zmiana
bedzie miata pozytywny, aczkolwiek ograniczony wptyw na liczbe pacjentow
stosujgcych dang terapie. W przypadku metadonu proponowane rozszerzenie
wskazan o bol umiarkowany lub silny, ktdry nie moze byc skutecznie leczony NLPZ
bedzie miat ograniczony wptyw, poniewaz stanowi lek drugiego rzutu, dobor
dawkowania jest wysoce zindywidualizowany (zmiennos¢ osobnicza reakcji
na dawke oraz istotna liczba dziatan niepozqdanych).

Najistotniejsze zmiany dotyczq morfiny doustnej, tapentadolu oraz fentanylu.
W przypadku morfiny doustnej proponowane rozszerzenie na wszystkie
zarejestrowane wskazania bedzie miato znaczqcy wptyw na liczbe chorych
rozpoczynajgcych terapie opioidowg — zardowno na Il. stopniu (leczenie
niskodawkowe), jak i lll. stopniu drabiny analgetycznej.

Rozszerzenie wskazan dla tapentadolu moze miec¢ istotny wpfyw
na zapotrzebowanie, poniewaz zniesiona bytaby koniecznos¢ stosowania
morfiny.

W przypadku fentanylu rozszerzenie wskazan bedzie miato skutki systemowe —
zarowno w przypadku terapii transdermalnej (przewlekta), jak i w przypadku
stosowania technologii o natychmiastowym uwalnianiu (aerozol/tabletki,
leczenie bolu przebijajgcego) wskazania zostanq rozszerzone — leczenie
dtugoterminowe ciezkiego bdlu nienowotworowego (plastry), natomiast
w przypadku postaci o natychmiastowym uwalnianiu chorzy nie bedq musieli
mie¢ udokumentowanych przeciwwskazan do stosowania innych opioidow
(gtownie morfiny/oksykodonu).

Ze wzgledu na wysoce zindywidualizowany dobdr technologii przeciwbdlowych
i ich mozliwos¢ kojarzenia z NLPZ / koanalgetykami, w analizie AOTMIT przyjeto
arbitralnie, iz zmiana o ograniczonej istotnosci generuje roczny wzrost zuzycia
poszczegdlnych grup przeciwbdlowych lekdw opioidowych o 10% rocznie,
natomiast w przypadku oczekiwanego (prawdopodobnie) istotnego wzrostu
przyjeto wartos¢ 20% rocznie. Zgodnie z przedstawionymi oszacowaniami,
wprowadzenie proponowanych zmian skutkowac bedzie wzrostem kosztow
ponoszonych przez ptatnika o 12,6 min, 26 min i 40,5 min zt odpowiednio
wl, Ililll roku od wprowadzenia rozwiqzan. Ze wzgledu na obecnosc
analizowanych technologii w katalogu D1/D2 Obwieszczenia MZ w sprawie
lekow refundowanych, prognozowane wydatki inkrementalne z perspektywy
NFZ wyniosq odpowiednio 17,6 min, 31,4 min oraz 46,2 min zt w I, Il i lll roku
od wprowadzenia ocenianych rozwigzan, co wskazuje, Ze pomimo rozszerzenia
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wskazan, dodatkowa kwota ok. 5 min zt rocznie bedzie pozostawac w dyspozycji
gospodarstw domowych 0sob korzystajgcych z ocenianych technologii. Nalezy
jednak podkreslic, iz interpretacja przedstawionych wynikow wymaga
szczegolnej ostroznosci, poniewaz wiekszos¢ zatozen przyjetych na rzecz
przedstawionej przez AOTMIT analizy moZze miec istotny wplyw na wyniki
oszacowan.

Nalezy podkreslic, ze efekt kliniczny, zdrowotny oraz spoteczny generowany przez
skutecznqg analgezje moze generowac istotne o0szczednosci w zakresie
kosztochtonnosci terapii (np. ze wzgledu na koniecznosc hospitalizacji chorego),
kosztow opieki hospicyjnej oraz kosztow opieki nad pacjentem z bdlem,
wpfywajgc rownoczesnie na compliance terapii i poprawiajgc jakosc¢ Zzycia.
Ze wzgledu na przebieg oraz obcigzenie chorobq, czes¢ pacjentow z dobrze
kontrolowanym bdlem moze rowniez funkcjonowac spotecznie, swiadczyc¢ prace
generujgc  korzysci ekonomiczne, ograniczajgc rownoczesnie zjawisko
prezenteizmu oraz absenteizmu.

Glowne argumenty decyzji

e Woysoce zindywidualizowany dobdr technologii przeciwbolowych.

e Korzystne efekty kliniczne, spoteczne i ekonomiczne wynikajgce ze stosowania
ocenianych technologii.

e Zrownanie potrzeb wszystkich chorych cierpigcych z powodu bdlu.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 31s ust. 6 pkt 4 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotne;j
finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2022 r., poz. 2561 z pdzn. zm.), z uwzglednieniem opracowania
nr: 0T.422.0.9.2024 ,Opracowanie dotyczace oceny zasadnosci wprowadzenia zmiany tresci wskazan
refundacyjnych dla substancji: fentanyl w postaci tabletek, aerozolu do nosa i systemu transdermalnego;
metadon; morfina doustna; oksykodon + nalokson; tapentadol”, data ukonczenia: 26 kwietnia 2024 r.
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 40/2024 z dnia 29 kwietnia 2024 roku
w sprawie oceny leku Columvi (glofitamab) w ramach programu
lekowego ,Leczenie chorych na chtoniaki B-komérkowe
(ICD-10: C82, C83, C85)”

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq produktdow leczniczych:
e Columvi (glofitamab), koncentrat do sporzgdzania roztworu do infuzji, 10 mg,
1 fiol. 10 ml, GTIN 07613326068468,

e Columvi (glofitamab), koncentrat do sporzqdzania roztworu do infuzji, 2,5 mg,
1 fiol. 2,5 ml, GTIN 07613326068871,

w ramach programu lekowego , Leczenie chorych na chtoniaki B-komdrkowe

(ICD-10: C82, C83, C85)”, w ramach nowej grupy limitowej i wydawanie ich

bezptatnie, pod warunkiem wprowadzenia instrumentu dzielenia ryzyka

ograniczajgcego w wiekszym stopniu wydatki ptatnika publicznego.

Rada zgtasza nastepujgce uwagi do projektu programu lekowego: zgodnie z ChPL
Columvi, jak rdwniez analizowanymi RWE, przed podaniem infuzji GLO w cyklach
1. i 2. musi by¢ dostepna co najmniej 1 dawka tocilizumabu celem zastosowania
w przypadku wystgpienia zespotu uwalniania cytokin (CRS; a w ciggu 8 godz.
od podania nalezy zapewnic dostep kolejnej, dodatkowej dawki). Ponadto wyniki
odnalezionych RWE wskazujq, ze leczenie przeciwciatami biswoistymi, jak GLO,
powinno by¢ prowadzone wytgcznie w dobrze wyposazonych osrodkach i przez
wykwalifikowanych lekarzy specjalistow.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Analiza wniosku o objecie refundacjg produktow leczniczych Columvi
(glofitamab) w 3 lub kolejnych liniach leczenia u pacjentéw z potwierdzonym
histologicznie chtoniakiem rozlanym z duzych komdrek B (DLBCL).

Dowody naukowe

Sposrdd terapii 3-linii najskuteczniejsze jest leczenie za pomocg CAR-T, natomiast
nie wszyscy pacjenci kwalifikujq sie do takiej terapii (przeciwwskazania wg ChPL),
a czes¢ chorych, z uwagi na bardzo szybkq progresje choroby, wymaga
natychmiastowego wigczenia leczenia (bez oczekiwania na przygotowanie
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limfocytow do terapii CAR-T). Dla tej grupy chorych najlepszym wyborem
sq przeciwciata bispecyficzne, takie jak GLO.

Aktualnie brak bezposrednich dowoddw skutecznosci glofitamabu w leczeniu
DLBCL. Dostepne sq wyniki porownania glofitamabu z wybranymi
komparatorami w formie porédwnania posredniego, z wykorzystaniem analizy
MAIC i PSA. Analizy te wskazujg, ze w poréwnaniu z komparatorami, terapia
glofitamabem jest czesto skuteczniejsza.

Problem ekonomiczny

Zgodnie z oszacowaniami Agencji, objecie refundacjq produktu leczniczego
Columvi spowoduje

Glowne argumenty decyzji

e Dostepne dowody wskazujqg, ze leczenie glofitamabem jest skuteczng opcjq
terapeutyczng w okreslonej grupie chorych z chfoniakiem rozlanym z duzych
komodrek B (DLBCL).

e [Efektywnosc kosztowa.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekéw, srodkédw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2023 r., poz. 826 z pdin. zm.),
w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 2 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotne] finansowanych
ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej nr: 0T.423.1.10.2024
,,Columvi (glofitamab) w ramach programu lekowego »Leczenie chorych na chtoniaki B-komdrkowe (ICD-10: C82,
C83, C85)«”, Data ukonczenia: 16.04.2024 .

Inne wykorzystane zrédta danych:

1. Opinia eksperta przedstawiona w trakcie posiedzenia Rady Przejrzystosci.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreS$lone kolorem czarnym stanowig informacje publiczne podlegajgce wytgczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsiebiorcow (Gilead Sciences Poland sp. z o0.0., Servier Polska
Sp. z 0.0, Incyte Biosciences Distribution B.V., Novartis Poland Sp. z 0.0.).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem o zakresie tajemnicy przedsiebiorcy

Podstawa prawna wylfgczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzes$nia 2001 r. o dostepie
do informacji publicznej (Dz. U. z 2022 r., poz.902) w zw. z art. 11 ust. 2 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993 r.
0 zwalczaniu nieuczciwej konkurencji (Dz. U. z 2022 r., poz. 1233) i, art.. 35 ust. 4a - 4b ustawy z dnia
12 maja 2011 r. o refundacji lekow, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz
wyrobow medycznych (Dz. U. z 2023 r., poz. 826 z pézn. zm.)1) i art. 35a ustawy z dnia 12 maja 2011 r.
o refundacji lekéw, Srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow
medycznych (Dz. U. z 2023 r., poz. 826 z p6zn. zm.).

Organ dokonujgcy wytaczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Podmiot, w interesie ktérego dokonano wylfgczenia jawnosci: Gilead Sciences Poland sp. z o.0.,
Servier Polska Sp. z 0.0., Incyte Biosciences Distribution B.V., Novartis Poland Sp. z o.0.




Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr41/2024 z dnia 29 kwietnia 2024 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje leku
Chenodeoxycholic acid Leadiant (acidum chenodeoxycholicum)
we wskazaniu: zéttakowatos¢ mozgowo-sciegnista

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne wydawanie zgod na refundacje leku
Chenodeoxycholic acid Leadiant (acidum chenodeoxycholicum), kapsutki 250 mg,
we wskazaniu: zoéftakowatos¢ mozgowo-sciegnista.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Pismem z dnia 12.03.2024 r. (znak PLD.45340.394.2024.2.KSz) Minister Zdrowia,
na podstawie art. 39 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow,
srodkow spoZzywczych specjalnego przeznaczenia Zywieniowego oraz wyrobow
medycznych (Dz. U. z 2023 r. poz. 826, z pdzn. zm.), zlecit zbadanie zasadnosci
wydawania zgdod na refundacje, w ramach importu docelowego, produktu
leczniczego Chenodeoxycholic acid Leadiant (acidum chenodeoxycholicum),
kapsutki 250 mg, we wskazaniu: Zéftakowatos¢ mdzgowo-sciegnista.
Zéttakowatosé¢ mézgowo-sciegnista (CTX) to choroba o podtozu genetycznym,
dziedziczona autosomalnie recesywnie. CTX wystepuje u 1 osoby na 50 000
mieszkaricow. Woczesna diagnoza i leczenie majqg zasadnicze znaczenie
dla poprawy rokowania. Smieré¢ nastepuje zwykle w 4-6 dekadzie Zzycia
i powodowana jest przez zaburzenia neurologiczne lub zawat serca.

U pacjentow mogq wystepowac rozne objawy kliniczne: obustronna zaéma
i przewlekta biegunka w dziecinstwie, a nastepnie pojawienie sie neurologicznych
objawow w wieku dorostym — zaburzenia poznawcze, zaburzenia motoryczne.
Obraz kliniczny waha sie od prawie bezobjawowego we wczesnym dziecinstwie
do ciezkiej niepetnosprawnosci w wieku dorostym. Biegunka niemowleca i zacma
mtodziericza to najwczesniejsze objawy pojawiajgce sie w dziecinstwie.
Spastycznosc i ataksja sq nasilone i postepujgce. Wspdtistniejq zaburzenia mowy.
Mogq wystqpic takze neuropatia z zanikiem dystalnych miesni, zaburzenia czucia
i objaw Babinskiego. W koricu rozwija sie porazenie rzekomoopuszkowe. Mimo
ze pacjenci z chorobqg spichrzania cholestanolu wykazujq czesto zaburzenia
rozwoju umystowego o wczesnym poczqgtku, ustalenie rozpoznania w pierwszej
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dekadzie zycia utrudnia to, ze pozostate objawy: zacma, Zoftaki Sciegien
i postepujgca spastycznosc, zazwyczaj skojarzone z ataksjq, zwykle nie wystepujg
przed osiggnieciem wieku mftodzienczego lub wczesnego wieku dorostego.
U niektdrych pacjentdow pozostaje zachowana sprawnos¢ intelektualna.

Proces chorobowy moze obejmowac pien mozgu i rdzen kregowy. Stwierdza sie
zwiekszenie stezenia cholestanolu w osoczu, mdzgu i zottakach sciegien.
Zawartosc¢ cholesterolu jest zwiekszona w Zdftakach sciegien, ale jego stezenie
w osoczu krwi pozostaje zwykle prawidfowe. Dochodzi do zwiekszenia stezenia
cholestanolu w Zdfci, ale kwas chenodeoksycholowy jest nieobecny.

Wczesna diagnoza i leczenie majg zasadnicze znaczenie dla poprawy rokowania
w CTX. Smier¢ nastepuje zwykle w 4-6 dekadzie zycia i powodowana jest przez
zaburzenia neurologiczne lub zawat serca.

Dowody naukowe

Obecne opracowanie AOTMIT, ktdre zostato przedstawione Radzie Przejrzystosci,
stanowi aneks do opracowania nr OT.4211.6.2021 i jest aktualizacjqg danych
zawartych w poprzednim opracowaniu w zakresie istnienia nowych wytycznych
praktyki klinicznej oraz istnienia nowych dowoddw naukowych na potrzeby oceny
skutecznosci i bezpieczeristwa ocenianej technologii medycznej.

Wyniki  przedstawione Radzie w poprzednim opracowaniu Agencji
nr0T.4211.6.2021 wskazywaty na skutecznos¢ kwasu chenodeoksycholowego
u pacjentow z CTX w zakresie zmniejszenia Sredniego stezenia cholestanolu
w surowicy oraz zmniejszenia steZenia alkoholu zotciowego w moczu.
Odnalezione dowody naukowe wskazywaty rowniez na stabilizacje lub poprawe
objawdw podmiotowych i przedmiotowych. Publikacje wtgczone do niniejszego
opracowania potwierdzajg zmniejszenie stezenia cholestanolu w o0soczu
po leczeniu kwasem chenodeoksycholowym, a takze ustgpienie biegunek
i stabilizacje objawow neurologicznych.

W ramach aktualizacji odnaleziono 3 dokumenty wytycznych klinicznych: opinie
ekspertow na temat diagnozowania, leczenia i postepowania z pacjentami
z CTX (Stelten 2021), Ataxia UK (zaktualizowane w 2019 r.) dotyczqgce diagnostyki
i leczenia postepujgcych ataksji oraz aktualizacje wytycznych AWMF 2017
uwzglednionych w opracowaniu nr 0T.4211.6.2021. Wszystkie dokumenty
wskazujq na stosowanie CDCA w leczeniu CTX. Dodatkowo wytyczne Stelten 2021
wskazujq na mozliwosc¢ leczenia CDCA w potqgczeniu z inhibitorami reduktazy
HMG-CoA oraz LDL-aferezq. Odnalezione wytyczne sq zgodne z wytycznymi
przedstawionymi we  wczesniejszym opracowaniu Agencji. WSszystkie
rekomendacje uwzglednione w opracowaniu nr 0T.4211.6.2021 wyszczegdlniaty
w leczeniu CTX stosowanie CDCA. Dodatkowo rekomendacje swiatowe
wyrdzniaty takze inhibitory reduktazy HMG-CoA (np. statyny) (GLIA 2016).
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Problem ekonomiczny

Zgodnie z informacjami przekazanymi przy zleceniu Ministra Zdrowia, cena
1 opak. produktu leczniczego Chenodeoxycholic acid Leadiant netto sprzedazy
leku do apteki w 2024 r. wynosita 62 000 PLN.

Oszacowany na podstawie danych przekazanych w zleceniu Ministra Zdrowia
Sredni roczny koszt leczenia 1 pacjenta preparatem Chenodeoxycholic acid
Leadiant wynosi 682 000 PLN, a Ssrednia liczba opakowann ww. produktu
leczniczego przypadajgca na jednego pacjenta wynosi 11 opakowan rocznie.

W okresie styczenn — grudziern 2023 r. wydano tgcznie 29 zgdd na refundacje
ww. produktu leczniczego dla 14 pacjentow w analizowanym wskazaniu,
afgczna kwota zgod na refundacje wyniosta 9 548 000 zt (sprowadzono
154 opakowania).

Gtowne argumenty decyzji

e Nieistotne efekty kliniczne stosowania kwasu chenodeoksycholowego.
e Nieuzasadniony, bardzo wysoki koszt terapii.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31h ust. 2 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146) oraz
wzw. zart. 39 ust. 3 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2023 r., poz. 826 z pdin. zm.),
z uwzglednieniem opracowania na potrzeby oceny zasadnosci dalszego wydawania zgody na refundacje
nr: WS.4211.7.2024 (Aneks do opracowania nr: OT.4211.6.2021) ,Chenodeoxycholic acid Leadiant (kwas
chenodeoksycholowy) we wskazaniu: zéttakowatos¢ mdézgowo-sciegnista”, data ukonczenia: 24 kwietnia 2024 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr42/2024 z dnia 29 kwietnia 2024 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego MCT Oil
we wskazaniach: padaczka lekooporna, deficyt transportera glukozy
GLUT-1

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wydawanie zgdod na refundacje srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego MCT QOil, ptyn doustny,
butelka a 500 ml, we wskazaniach: padaczka lekooporna, deficyt transportera
glukozy GLUT-1.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Zespot niedoboru transportera glukozy typu 1 (GlutlDS; ang. glucose transporter
type 1 deficiency syndrome) jest rzadkim, genetycznie uwarunkowanym
zaburzeniem metabolicznym, charakteryzujgcym sie niedoborem proteiny, dzieki
ktorej glukoza przekracza bariere krew-mozg. Lekooporne napady padaczkowe
sq czesto pierwszym objawem deficytu transportera glukozy GLUT-1 i zwykle
sq gtownym problemem klinicznym u niemowlgt i matych dzieci z Glut1DS
(Klepper 2020). Glut1DS wystepuje bardzo rzadko, na swiecie zgtoszono kilkaset
przypadkow tej choroby.

Produkt MCT Oil jest srodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego, ktory zawiera sredniotaricuchowe kwasy ttuszczowe (MCT), tj. olej
kokosowy i/lub olej z ziaren palmowych (95 g na 100 ml). Zgodnie ze wskazaniami
stosowany jest jako Zrodto energii w postepowaniu dietetycznym w ramach diety
ketogennej w padaczce opornej na leczenie u niemowlqt, dzieci i dorostych.

Preparat MICT Oil w omawianych wskazaniach byt juz przedmiotem oceny
AOTMIT i uzyskat pozytywng opinie Rady Przejrzystosci w sprawie zasadnosci
refundacji w ramach importu docelowego (Stanowisko RP nr 71/2020 z dnia
5 pazdziernika 2020 roku).

Zgodnie z informacjami zawartymi w zleceniu Ministra Zdrowia, w 2023 roku
pozytywnie rozpatrzono 53 wnioski na refundacje 504 opakowan produktu
MCT Oil (dla 22 pacjentow z padaczkq lekooporng i 14 z deficytem GLUT-1).

ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa tel. +48 2210146 00 www.aotmit.gov.pl
NIP 525-23-47-183 REGON 140278400 fax +48 22 46 88 555 email: sekretariat@aotm.gov.pl
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Dowody naukowe

W wyniku aktualizacji przeglgdu systematycznego dowoddow naukowych
odnaleziono dwa niskiej jakosci badania pierwotne: 1) badanie obserwacyjne
zgrupq kontrolng (Lowe 2021), porownujgce diete ketogennqg z udziatem
MCT z klasyczng dietq ketogenng stosowanq w padaczce Ilekoopornej
(17 vs. 28 pacjentow) oraz 2) badanie jednoramienne (Schoeler 2021),
oceniajgce skutecznosc i bezpieczeristwo MCT w leczeniu padaczki lekoopornej
lub napadowych zdarzen nie padaczkowych, m.in. wynikajgcych z niedoboru
GLUT-1 (41 pacjentdw). Wczesniejsza analiza Agencji (0T.4311.10.2021)
wykazata istotne statystycznie zmniejszenie liczby napadow padaczkowych
w grupie stosujgcej MICT w diecie ketogennej w poréwnaniu do grupy z klasyczng
dietqg ketogenng. Wyniki dwdch nowych ww. badan potwierdzajq wczesniejsze
whnioski, ze dieta MCT ma zastosowanie we wskazaniach: padaczka lekooporna,
deficyt transportera glukozy GLUT-1.

Odnaleziono pie¢ aktualnych rekomendacji klinicznych, dotyczqcych leczenia
padaczki lekoopornej oraz zespotow padaczkowych. Wytyczne wskazujg,
Ze u pacjentow, u ktorych napady padaczkowe nie ustepujg po zastosowaniu
lekow przeciwpadaczkowych nalezy rozwazy¢ jako opcje leczenia diete
ketogenng (NICE 2022, Boon 2020). Dieta ketogenna stanowi leczenie
pierwszego rzutu w deficycie transportera glukozy GLUT-1 (Boon 2020). Zaleca
sie wprowadzenie jej jak najszybciej po ustaleniu diagnozy (SIGN 2021;
rekomendacja silna). Preparaty MCT mogq by¢ stosowane we wszystkich typach
diet ketogennych — powinny by¢ wprowadzane stopniowo przez okofo
5-7 dni (UHL 2022). Diety ketogenne sq rekomendowane w leczeniu padaczki;
zalecane sq m.in. produkty: KetoCal 2,5:1, MCT Oil, Liquigen, MCT procal,
Betaquik (BIMDG 2020).

Problem ekonomiczny

Prognozowane catkowite roczne wydatki ptatnika publicznego sq trudne
do oszacowania, z uwagi na rézny wiek pacjentow i zwiqzane z tym roznice
w dawkowaniu preparatu MCT. Ponadto, problem stanowi okreslenie wielkosci
populacji docelowej. Na podstawie danych MZ mozina przyjgé, Ze bedzie
to kilkadziesigt osob w ciggu roku (w 2023 r. MCT Oil sprowadzono
w analizowanych wskazaniach dla 36 pacjentow). Uwzgledniajgc niewielkie
koszty ponoszone na MCT Oil, przewidywany wpfyw na wydatki ptatnika
publicznego bedzie niewielki. Przy zatoZzeniu, ze kwalifikacja do leczenia
dietetycznego MICT Qil nie zmieni sie, koszty ponoszone przez ptatnika na rzecz
MCT Oil prawdopodobnie utrzymajq sie na dotychczasowym poziomie, czyli
ok. 135 tys. zt netto rocznie.

Gtowne arqgumenty decyzji

e Skutecznosc diety ketogennej z MCT we wnioskowanych wskazaniach;
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e Pozytywne, jednoznaczne rekomendacje towarzystw naukowych;
e Znikomy wptyw na wydatki ptatnika publicznego.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31h ust. 2 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146) oraz
wzw. zart. 39 ust. 3 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2023 r., poz. 826 z pdin. zm.),
z uwzglednieniem opracowania na potrzeby oceny zasadnosci dalszego wydawania zgody na refundacje
nr: WS.4211.8.2024 (Aneks do opracowania nr: 0T.4311.10.2020) ,MCT Oil we wskazaniach: padaczka
lekooporna, deficyt transportera glukozy GLUT-1", data ukonczenia: 24 kwietnia 2024 r.



