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Protokot z posiedzenia
Rady Przejrzystosci 47/2024
w dniu 12 listopada 2024 roku

Maciej Karaszewski otworzyt posiedzenie o godzinie 10:00.

Cztonkowie Rady Przejrzystodci (Rada) obecni przy rozpoczeciu posiedzenia (kworum

7 0s6b):

Artur Bachta

Maciej Karaszewski
Elzbieta Lanc

Marcin Lipowski
Tomasz Mtynarski

Ewa Obuchowicz
Jacek Rubik

Anna Socha-Banasiak
. Matgorzata Sznitowska
0. Aleksandra Zasada

SO0 NoOR~ODM =

Proponowany porzgdek obrad:

1.

Omodwienie powigzan branzowych i ustalenie ewentualnych konfliktow intereséw
cztonkéw Rady. Omowienie i przyjecie porzgdku obrad Rady.

Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Amvuttra (vutrisiran) w ramach
programu lekowego ,Leczenie dorostych pacjentdw z polineuropatig w | lub I
stadium zaawansowania w przebiegu dziedzicznej amyloidozy transtyretynowej
(ICD-10 E85.1)".

Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Abrysvo (szczepionka przeciw
syncytialnemu wirusowi oddechowemu (RSV), biwalentna, rekombinowana)
we wskazaniu: czynne uodparnianie oséb w wieku 60 lat i starszych przeciwko
chorobom dolnych drég oddechowych wywotywanym przez RSV.

Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Abrysvo (szczepionka przeciw
syncytialnemu wirusowi oddechowemu (RSV), biwalentna, rekombinowana)
we wskazaniu: bierna ochrona przed chorobami dolnych drég oddechowych
wywotywanymi przez syncyfialny wirus oddechowy (RSV) u niemowlagt
od urodzenia do 6 miesigca zycia po zaszczepieniu matki w okresie cigzy.
Przygotowanie stanowiska w sprawie zbadania zasadnosci wydawania zgdd
na refundacje Srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego
FruitiVits we wskazaniu: uzupetnienie diety o witaminy i sktadniki mineralne
w acydurii glutarowej typu |, acydurii izowalerianowej, acydurii metylomalonowej,
acydurii propionowej, deficycie dehydrogenazy pirogronianowej, deficycie liazy
adenylobursztynianowej, deficycie liazy argininobursztynianowej, deficycie
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syntazy karbamylofosforanu (CPS1), deficycie OTC, deficycie NAGS, cytrulinemii,
deficycie LCHAD, deficycie transportera glukozy typu |, padaczce lekoopornej,
zespole Leigha, homocystynurii, glikogenozie, tyrozynemii.

6. Zakonczenie posiedzenia.

Ad 1. Marcin Lipowski zgtosit konflikt intereséw w odniesieniu do pkt. 2 porzgdku obrad,
W zwigzku z powyzszym podczas gtosowania jego gtos liczony bedzie jako
wstrzymujqcy.

Zaden z pozostatych cztonkéw Rady nie zadeklarowat konfliktu intereséw.
Rada jednogtosnie (10 gtoséow ,,za”) przyjeta porzgdek obrad.

Ad 2. Analityk Agenciji podsumowat najwazniejsze informacje z raportu w sprawie leku
Amvuttra (vutrisiran) dot. leczenia dorostych pacjentéw z polineuropatiq w | lub I
stadium zaawansowania w przebiegu dziedzicznej amyloidozy transtyretynowej (ICD-
10 E85.1).

Projekt stanowiska Rady przedstawiata Ewa Obuchowicz.

Rada doprecyzowata tres¢ uchwaty, w czym uczestniczyli: Marcin Lipowski i Maciej
Karaszewski.

Wobec braku innych gtoséw, Prowadzgcy zarzgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego
Rada 9 gtosami ,,za”, przy 1 gtosie ,wstrzymujgcym” (10 oséb obecnych) uchwalita
negatywne stanowisko (zatgcznik nr 1 do protokotu).

Ad. 3. Anadlityk Agencji omoéwit raport dot. leku Abrysvo (szczepionka przeciw
syncytialnemu wirusowi oddechowemu (RSV), biwalentna, rekombinowana)
we wskazaniu: czynne uodparnianie oséb w wieku 60 lat i starszych przeciwko
chorobom dolnych drég oddechowych wywotywanym przez RSV.

We wstepnej dyskusji udziat wzieta Matgorzata Sznitowska.
Projekt stanowiska Rady przedstawit Marcin Lipowski.

W dalszej dyskusji udziat wzieli: Maciej Karaszewski, Matgorzata Sznitowska i Marcin
Lipowski.

Wobec braku innych gtoséw, Prowadzgcy zarzgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego
Rada jednogto$nie (10 gtosdw ,za") uchwalita pozytywne stanowisko
(zatgcznik nr 2 do protokotu).

Ad 4. Analityk Agenciji zaprezentowat kluczowe informacje z raportu w sprawie oceny
leku Abrysvo (szczepionka przeciw syncytialnemu wirusowi oddechowemu (RSV),
biwalentna, rekombinowana) we wskazaniu: bierna ochrona przed chorobami
dolnych drég oddechowych wywotywanymi przez syncytialny wirus oddechowy (RSV)
u niemowlgt od urodzenia do 6 miesigca zycia po zaszczepieniu matki w okresie cigzy.

Projekt stanowiska Rady przedstawita Anna Socha-Banasiak.

W dyskusji udziat wzigt Maciej Karaszewski.
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Wobec braku innych gtoséw, Prowadzgcy zarzgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego
Rada jednogto$nie (10 gtosdw ,za”) uchwalita pozytywne  stanowisko
(zatgcznik nr 3 do protokotu).

Ad 5. Analityk Agencji przedstawit najwazniejsze informacje z raportu w sprawie
zbadania zasadnosci wydawania zgdd na refundacje Srodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego FruitiVits we wskazaniu: uzupetnienie diety
o witaminy i sktadniki mineralne w acydurii glutarowej typu |, acydurii izowalerianowej,
acydurii - metylomalonowej, acydurii  propionowej, deficycie dehydrogenazy
pirogronianowej, deficycie liazy adenylobursztynianowej], deficycie liazy
argininobursztynianowej, deficycie syntazy karbamylofosforanu (CPS1), deficycie
OTC, deficycie NAGS, cytrulinemii, deficycie LCHAD, deficycie transportera glukozy
typu |, padaczce lekooporne], zespole Leigha, homocystynurii, glikogenozie,
tyrozynemii.

Projekt stanowiska Rady przedstawit Tomasz Mtynarski.
W dyskusji gtos zabrali: Maciej Karaszewski i Tomasz Mtynarski.

Wobec braku innych gtoséw, Prowadzgcy zarzgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego
Rada jednogtosnie (10 gtosow ,za”) uchwalita pozytywne stanowisko
(zatgcznik nr 4 do protokotu).

Ad é. Prowadzqcy zakonczyt posiedzenie o godzinie 12:10.
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 118/2024 z dnia 12 listopada 2024 roku
w sprawie oceny leku Amvuttra (wutrisyran) w ramach programu
lekowego , Leczenie dorostych pacjentéw z polineuropatia
w | lub Il stadium zaawansowania w przebiegu dziedziczne;j
amyloidozy transtyretynowej (ICD-10: E85.1)”

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne objecie refundacjq produktu
leczniczego Amvuttra (wutrisyran), roztwor do wstrzykiwan w amputko-
strzykawce, 25 mg/0,5 ml, 0,5 ml, GTIN: 04150181110077, w ramach programu
lekowego ,Leczenie dorostych pacjentow z polineuropatiq w | lub Il stadium
zaawansowania w przebiegu dziedzicznej amyloidozy transtyretynowej
(ICD- 10 E85.1)".

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Produkt leczniczy Amvuttra zawiera wutrisyran, ustabilizowany chemicznie,
dwuniciowy, maty interferujgcy kwas rybonukleinowy (siRNA), ktdrego dziatanie
jest ukierunkowane swoiscie na przekaZnikowy RNA (mRNA) kodujgcy
wariantowq i niezmutowanq (dzikiego typu) transtyretyne (TTR). Wutrisyran
wywotuje katalityczny rozpad mRNA TTR w waqtrobie, a w efekcie zmniejszenie
stezenia wariantowego i niezmutowanego biatka TTR w surowicy. Jest wskazany
do stosowania w leczeniu dziedzicznej amyloidozy transtyretynowej (hATTR)
u dorostych pacjentow z polineuropatiq w | lub Il stadium zaawansowania.
Zalecana i jednoczesnie maksymalna dawka wutrisyranu to 25 mg podawane
podskdrnie co 3 miesigce. hATTR jest ciezkq, bardzo rzadkg, heterogenng
chorobg wielouktadowq, z dominujgcym uszkodzeniem obwodowego uktadu
nerwowego, spowodowang mutacjami w genie kodujgcym transtyretyne (TTR).
Na skutek polineuropatii dochodzi do ostabienia i zaniku miesni koriczyn, utraty
mozliwosci chodzenia, az do catkowitego unieruchomienia chorego. Choroba
wiqze sie z szybko postepujqcq utratq jakosci zycia i prowadzi do przedwczesnego
zgonu. W Polsce w 2023 r. chorobe zdiagnozowano u 23 pacjentow, aczkolwiek
Swiadczenia z zakresu genetyki, sprawozdano jedynie u 7 pacjentow. Badanie
genetyczne jest wymagane do potwierdzenia rozpoznania ATTRVv.
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Zgodnie z wytycznymi klinicznymi w terapii polineuropatii ATTRv mozna
stosowac tafamidis, wutrisyran, patisyran oraz inotersen, a takze bierze sie pod
uwage diflunisal (off-label), doksycyklina/TUDCA oraz immunoterapie (terapia
na wczesnym etapie badan klinicznych). Diflunisal w latach 2017-2023
byt finansowany w ramach importu docelowego, ale faktycznie nie jest
zarejestrowany w ocenianym wskazaniu. Obecnie Zadna z wymienionych opcji
terapeutycznych nie jest w naszym kraju refundowana. Aktualnie finansowane
jest jedynie leczenie wspomagajgce, na ktore sktada sie farmakoterapia
zwigzana z leczeniem objawowym, swiadczenia oraz wyroby medyczne.

Produkt leczniczy Amvuttra podlegat wczesniejszej ocenie Agencji. W 2023 r.
technologia medyczna zostata umieszczona na liscie 33 technologii lekowych
zakwalifikowanych do oceny w ramach technologii lekowych o wysokim poziomie
innowacyjnosci we  wskazaniu:  Leczenie  dziedzicznej  amyloidozy
transtyretynowej (hATTR) u dorostych pacjentow z polineuropatiq w | lub Il
stadium zaawansowania. Jednakze, ostatecznie technologia ta nie znalazta
sie w wykazie technologii lekowych o wysokim poziomie innowacyjnosci.

Dowody naukowe

Wyniki badan klinicznych z randomizacjq (HELIOS-A; APOLLO), w ktorych
porownywano  efektywnos¢  kliniczng i  bezpieczenstwo  wutrisyranu
z zewnetrznym placebo poprzez wspdlny komparator patisyran wskazaty
na statystycznie istotng przewage wutrisyranu nad placebo po 9 i 18 miesigcach
terapii w wiekszosci waznych analizowanych punktdow kornicowych. Lepsze wyniki
stwierdzono w 18 miesigcu niz w 9 miesigcu terapii oraz u pacjentow z nizszym
poczgtkowym wynikiem w skali niepetnosprawnosci w polineuropatii (PND) -
I lub Il. Wyniki Ill fazy badania HELIOS-A opublikowane w 2024 r. (Neurology
and therapy 13, 3, 625-639) wskazujq, ze pacjenci leczeni przez 18 miesiecy
wutrisyranem, niezaleznie od oceny ich stanu zdrowia wg skali
niepetnosprawnosci powiqgzanej z neuropatiq (NIS), mieli lepsze wyniki
niz pacjenci, u ktorych stosowano placebo. Aczkolwiek, ze wzgledu na zbyt matg
liczbe pacjentow Autorzy nie byli w stanie wykazac istotnosci statystycznej
dla odnotowanych wynikéw. Podobnie wyniki przedstawione w 2022 roku
w dokumencie Europejskiej Agencji Lekow na podstawie analiz eksploracyjnych
punktéow koricowych PND (skala niepetnosprawnosci w polineuroaptii),
FAP (wskaZnik swiadczqcy o ciezkosci) oraz KPS (skala sprawnosci Karnofsky'ego)
wskazujq, Zze wiecej pacjentow leczonych wutrisyranem wykazato poprawe oraz
stabilizacje stanu zdrowia niz przy stosowaniu placebo. Gfownymi
ograniczeniami przedstawionych badan klinicznych byfo uzycie zewnetrznego
placebo dla wutrisyranu oraz brak dfugoterminowych badan dotyczgcych
skutecznosci ocenianej interwencji. Ponadto, analiza kliniczna wykazata istotng
statystycznie roznice na korzys¢ wutrisyranu vs placebo w zakresie: powaznych
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zdarzen niepozgdanych, zdarzeri niepozqdanych o duzym stopniu nasilenia,
zdarzen prowadzgcych do przerwania terapii, zdarzen prowadzgcych
do wycofania pacjenta z badania oraz biegunki. Jedynie dla punktu koricowego
bol stawdw zaobserwowano wynik na niekorzys¢ wutrisyranu. Wg danych
dostepnych w bazie FAERS (do 3 kwartatu 2023 r.) zidentyfikowano 19 zdarzen
niepozgdanych nieuwzglednionych w ChPL Amvuttra, dla ktdrych zaistniat
mozliwy zwiqzek przyczynowy pomiedzy zdarzeniem a stosowaniem leku.
Mediana czasu do wystgpienia dziatan niepozqdanych dla wutrisyranu wyniosta
103 dni (61-169) i byta nizsza niz w przypadku patisyranu i inotersenu, przy czym
ryzyko wystgpienia dziatan niepozqdanych, w przeciwienistwie do wymienionych
lekow, wzrastato z uptywem czasu. Istotnym ograniczeniem przedstawionej
oceny wutrisyranu jest brak dtugoterminowych badan dotyczqcych
bezpieczenstwa jego stosowania.

Problem ekonomiczny

W perspektywie ptatnika publicznego oszacowany inkrementalny wspotczynnik
kosztow uzytecznosci jest powyzej progu optacalnosci, o ktorym mowa w ustawie
o refundacji (wutrisyran vs. najlepsza terapia podtrzymujgcq (BSC) wyniodst
2,28 min PLN/QALY w wariancie bez RSS oraz

. Zgodnie z oszacowaniami wnioskodawcy stosowanie wutrisyranu
w miejsce BSC jest drozsze i skuteczniejsze zarowno w wariancie bez RSS
jak i z RSS.

Proponowany RSS jest mozZliwy do wprowadzenia. W wariancie

podstawowym wzrost wydatkow ptatnika publicznego wyniesie kilkanascie
miliondw rocznie. Z uwagi na przewlekty charakter ocenianej jednostki
chorobowej oraz jej rokowanie liczebnos¢ populacji w kolejnych latach bedzie
najprawdopodobniej rosta.
W wydanych 5 rekomendacjach pozytywnych lub warunkowo pozytywnych
dla refundacji Amvuttra (preparat wutrisyranu) wskazano na alternatywe
dla patisyranu w terapii ATTRv oraz mozliwos¢ podawania leku podskdrnie.
W rekomendacji negatywnej wskazano, iz przy zaproponowanej cenie
wutrisyran nie jest zalecany do wtgczenia do refundacji.

Gtodwne arqumenty decyzji:

e brak dfugoterminowych badan dotyczqcych skutecznosci ocenianej
interwencji;

e brak dtugoterminowych badan dotyczgcych bezpieczeristwa jego stosowania;
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e brak efektywnosci kosztowej (wielokrotnie przekroczony prog efektywnosci
kosztowej okreslony w ustawie);

® wysokie koszty dla ptatnika publicznego.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekédw, Srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 930 z pdin. zm.),
w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 2 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze Srodkéw publicznych (Dz. U. 2 2024 r., poz. 146), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej nr 0T.423.1.45.2024
»Whniosek o objecie refundacjg leku Amvuttra (wutrisyran) w ramach programu lekowego: Leczenie dorostych
pacjentow z polineuropatia w | lub Il stadium zaawansowania w przebiegu dziedzicznej amyloidozy
transtyretynowej (ICD-10: E85.1)”; data ukonczenia: 30 pazdziernika 2024 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakresSlone kolorem zéftym stanowig informacje publiczne podlegajgce wytgczeniu ze wzgledu
na tajemnice przedsigbiorcy (Medison Pharma sp. z 0.0.).
Zakres wylaczenia jawnosci: dane objete o$wiadczeniem (Medison Pharma sp. z 0.0.) o zakresie tajemnicy
przedsiebiorcy.
Podstawa prawna wyfaczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzes$nia 2001 r. o dostepie
do informac;ji publicznej (Dz. U. z 2022 r., p0z.902 ) w zw. z art. 11 ust. 2 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993 r.
o0 zwalczaniu nieuczciwej konkurencji (Dz. U. z 2022 r., poz. 1233), art 35 ust. 4a — 4b ustawy z dnia 12 maja
2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia Zywieniowego oraz wyrobow
medycznych (z. U. 2024 r., poz. 930 z pézn. zm.)? i art. 35a ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw,
srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (z. U. 2024 r., poz.
930 z pézn. zm.)?.
Organ dokonujgcy wyfaczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji.
Podmiot w interesie ktérego dokonano wyfaczenia jawnosci: (Medison Pharma sp. z 0.0.).
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 119/2024 z dnia 12 listopada 2024 roku
w sprawie oceny leku Abrysvo szczepionka przeciw syncytialnemu
wirusowi oddechowemu (RSV) (biwalentna, rekombinowana)
we wskazaniu: czynne uodparnianie oséb w wieku 60 lat i starszych

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq produktu leczniczego
Abrysvo, szczepionka przeciw syncytialnemu wirusowi oddechowemu (RSV)
(biwalentna, rekombinowana), proszek i rozpuszczalnik do sporzqdzenia
roztworu do wstrzykiwan, 1 fiolka z proszkiem (antygeny), 1 amputko-strzykawka
z rozpuszczalnikiem, 1 adapter fiolki z 1 igtg, GTIN: 05415062116210
we wskazaniu: czynne uodparnianie 0sob w wieku 60 lat i starszych przeciwko
chorobom dolnych dréog oddechowych wywotanym przez wirusa RSV, jako leku
dostepnego w aptece na recepte, w ramach nowej grupy limitowej i wydawanie
go za odptatnosciq 50%, pod warunkiem istotnego pogtebienia proponowanego
instrumentu dzielenia ryzyka (RSS) do uzyskania efektywnosci kosztowej
whnioskowanej technologii.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Syncytialny wirus oddechowy (ang. respiratory syncytial virus, RSV)
jest otoczkowym, jednosegmentowym i jednoniciowym RNA wirusem nalezgcym
do rodziny Pneumoviridae. Istniejq dwa podtypy RSV: A i B, ktore mogq
wspotwystepowaé w danym sezonie epidemicznym i na danym obszarze
geograficznym. Ryzyko zakazenia dolnych drog oddechowych w przebiegu
infekcji RSV zwieksza sie z wiekiem oraz w zwiqgzku z wystepowaniem niektorych
schorzen przewlektych (np. astmy oskrzelowej, przewlektej obturacyjnej choroby
ptuc — POChP) czy niedoboréw odpornosci, a takze u pensjonariuszy domow
opieki. Ryzyko powiktan zwigzanych z infekcjg RSV rowniez rosnie z wiekiem oraz
U 0sob ze schorzeniami przewlektymi. Infekcja RSV u hospitalizowanych o0sob
starszych lub obcigzonych chorobami przewlektymi moze przyjmowac postac
ciezkiej i zagrazajqgcej zyciu choroby dolnych drég oddechowych.

Szczepionka Abrysvo zawiera dwa rekombinowane antygeny F wirusa RSV
stabilizowane w konformacji przedfuzyjnej, reprezentujgce podgrupy RSV-A
i RSV-B. Biatko F w konformacji przedfuzyjnej jest gtownym celem przeciwciat
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neutralizujgcych, ktore blokujq zakazenie RSV. Po podaniu domiesniowym
antygeny F w konformacji przedfuzyjnej wywotujq odpowiedZ immunologiczng.
Osoby doroste w wieku 60 lat i starsze sq chronione przez czynne uodpornienie.
Produkt leczniczy Abrysvo zostat zarejestrowany przez EMA 23 sierpnia 2023
roku. Whnioskowane wskazanie - czynne uodparnianie osob w wieku 60 lat
i starszych przeciwko chorobom dolnych drég oddechowych wywotywanym
przez RSV - zawiera sie we wskazaniach rejestracyjnych.

Obecnie w Polsce nie jest refundowana Zadna technologia medyczna
we wnioskowanym wskazaniu.

Produkt leczniczy Abrysvo we wnioskowanym wskazaniu nie byt dotychczas
przedmiotem opinii Rady Przejrzystosci.
Dowody naukowe

Do gtéwnej analizy klinicznej wigczono 1 randomizowane, podwdjnie zaslepione,
kontrolowane placebo badanie kliniczne RENOIR (ang. RSV Vaccine Efficacy Study
in Older Adults Immunized against RSV Disease), dotyczgce skutecznosci
i bezpieczenistwa biwalentnej, rekombinowanej szczepionki RSVpreF (Abrysvo)
w zapobieganiu chorobom dolnych drég oddechowych wywotanych wirusem RS.
Wyniki badania RENOIR dotyczqce |. sezonu epidemicznego wykazaty,
ze szczepionka RSVpreF w porownaniu z brakiem szczepienia zmniejsza istotnie
statystycznie ryzyko wystqgpienia choroby dolnych drog oddechowych wywoftanej
przez wirus RS (RSV-LRTI) z co najmniej dwoma objawami (VE=66,7%, 96,66%CI:
28,8, 85,8), choroby dolnych drég oddechowych wywotanej przez wirus RS
Z co najmniej trzema objawami (VE=85,7% (96,66%Cl: 32,0; 98,7) oraz ostrej
choroby uktadu oddechowego wywotanej przez wirus RS (RSV-ARI), definiowanej
jako obecnosc przynajmniej jednego objawu ostrej choroby uktadu oddechowego
(VE=62,1%; 95%Cl: 37,1; 77,9).

Wynikidla l. i ll. sezonu epidemicznego (od 15. dnia po zaszczepieniu az do korica
drugiego sezonu zakazenr) wskazujg na utrzymujqgcq sie skutecznosc¢ szczepionki
Abrysvo. Skutecznos¢ po 2 sezonach epidemicznych w zakresie zapobiegania
wystgpieniu RSV-LRTI z 22 i 23 objawami oraz RSV-ARI wyniosta odpowiednio
58,8% (95%Cl: 43,0; 70,6); 81,5% (95%Cl: 63,3, 91,6) i 44,3% (95%Cl: 33,2, 53,7).
W odniesieniu do bezpieczeristwa w I. sezonie epidemicznym nie odnotowano IS
roznic miedzy grupq, ktorej podano szczepionke RSVpreF, a grupqg placebo
w  zakresie jakichkolwiek zdarzenn niepozgdanych, jakichkolwiek AE
prowadzqcych do przerwania leczenia, ciezkich AE, AE zagrazajqcych zyciu, AE
wystepujqcych w ciggu 30 min. od szczepienia, jakichkolwiek powaznych AE oraz
AE prowadzgcych do zgonu. Zaden ze zgondw w grupie RSVpreF nie zostat
powigzany ze szczepieniem. W zakresie poszczegdlnych zdarzen niepozqgdanych
istotnie wieksze ryzyko wystgpienia w grupie RSVpreF w porédwnaniu z brakiem
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szczepienia raportowano przede wszystkim w przypadku bolu lub rumienia
w miejscu wstrzykniecia.

We wrzesniu 2024 roku nastgpita zmiana ChPL Abrysvo polegajgca
na wyszczegolnieniu zespotu Guillaina-Barrégo jako rzadkiego dziatania
niepozgdanego leku u osob w wieku > 60 lat.

W  polskich wytycznych klinicznych szczepienie przeciwko RSV zalecane
jest wszystkim osobom w wieku >60 lat, w szczegdlnosci z przewlektymi
chorobami towarzyszgcymi lub innymi czynnikami ryzyka
(PTMR/PTChP/PTD/PTA/KLRWP/PTK/PTW 2023, PTMR 2023).

Zgodnie z Komunikatem GIS w sprawie Programu Szczepieri Ochronnych (PSO)
na 2024 r., szczepienie przeciwko RSV wymienione jest jako zalecane osobom
w 60. roku Zzycia i starszym; szczepienie takie wymienione jest takze
w kalendarzu Polskiego Towarzystwa Wakcynologii.

Wedtug wytycznych amerykariskich, wszystkie osoby w wieku =75 lat i osoby
w wieku 60-74 lat, u ktorych wystepuje zwiekszone ryzyko ciezkiego przebiegu
choroby RSV, powinny otrzymac pojedynczq dawke szczepionki RSV. Wsrod
rekomendowanych szczepionek znalazta sie Abrysvo (ACIP 2024, CDC 2024).

Problem ekonomiczny

Oszacowane wartosci ICUR znajdujq sie powyzej progu optacalnosci, o ktorym
mowa w art. 12 pkt 13 i art. 19 ust. 2 pkt 7 ustawy o refundacji. Prognozowana
liczba pacjentow stosujqcych szczepionke Abrysvo w wariancie podstawowym
scenariusza nowego wynosi pacjentow w I. roku oraz w Il. roku
analizy. W przypadku objecia refundacjqg szczepionki Abrysvo we wnioskowanym
wskazaniu w perspektywie NFZ nastgpi wzrost wydatkdow pfatnika publicznego
o ok. zt wl roku oraz ok. zt w Il roku refundacji w wariancie
Z RSS. W wariancie bez RSS nastgpi wzrost wydatkow ptatnika o ok. 14,87 min zt
w | roku oraz ok. 17,12 min zt w Il roku refundacji. Podstawowym ograniczeniem
analizy jest niepewnosc dotyczqca liczebnosci populacji.

Odnaleziono jedng pozytywnq rekomendacje refundacyjng HAS 2024 oraz dwa
programy szczepien przeciwko wirusowi RSV: plan szczepien dla Niemiec (GBA
STIKO z 2024r.) i dla Wielkiej Brytanii (JCVI 2023), w ktdrych rekomenduje
sie szczepienie przeciwko wirusowi RSV, nie wskazujgc na preferowany produkt.

Gtowne argumenty decyzji:

e niezaspokojona potrzeba medyczna w profilaktyce zakazen dolnych drég
oddechowych wywotanych wirusem RSV u 0séb w wieku 260 lat;

e korzystne wyniki uzyskane w badaniu RENOIR;

e pozytywne rekomendacje towarzystw naukowych.
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Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekow, srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 930 z pdzn. zm.),
w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 2 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej nr: 0T.423.0.4.2024
»Whniosek o objecie refundacjg szczepionki Abrysvo we wskazaniu: czynne uodparnianie oséb w wieku 60 lat
i starszych przeciwko chorobom dolnych drég oddechowych wywotanym przez wirusa RSV”.; data ukorczenia
30.10.2024 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem zéitym stanowig informacje publiczne podlegajgce wytaczeniu ze wzgledu na tajemnice
przedsiebiorcy (Pfizer Polska Sp. z 0.0.).

Zakres wylaczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Pfizer Polska Sp. z 0.0.0 zakresie tajemnicy przedsigbiorcy.

Podstawa prawna wyfgczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r. o dostepie do informacji publicznej
(Dz. U. z 2022r., poz.902) w zw. z art. 11 ust. 2 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993 r. 0o zwalczaniu nieuczciwej konkurenciji
(Dz. U. z 2022 r., poz. 1233), art. 35 ust. 4a - 4b ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, $rodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. 2024 r., poz. 930 z pézn. zm.)! i art. 35a
ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, $rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz
wyrobow medycznych (Dz. U. 2024 r., poz. 930 z pézn. zm.) .

Organ dokonujacy wytgczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji.

Podmiot w interesie ktorego dokonano wyfgczenia jawnosci: Pfizer Polska Sp. z o0.0.

! podstawa prawna zakreslen danych objetych tajemnicg przedsigbiorcy bedgcego wnioskodawcg w rozumieniu ustawy z dnia 12
maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych
(Dz. U. 2024 r., poz. 930 z pézn. zm.)



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 120/2024 z dnia 12 listopada 2024 roku
w sprawie oceny leku Abrysvo szczepionka przeciw syncytialnemu
wirusowi oddechowemu (RSV) (biwalentna, rekombinowana)
we wskazaniu: bierna ochrona u niemowlat od urodzenia
do 6 miesigca zycia po zaszczepieniu matki w okresie cigzy

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjg produktu leczniczego
Abrysvo, szczepionka przeciw syncytialnemu wirusowi oddechowemu (RSV)
(biwalentna, rekombinowana), proszek i rozpuszczalnik do  sporzgdzania
roztworu do wstrzykiwan, 1 fiolka z proszkiem (antygeny), 1 amputko-
strzykawka z rozpuszczalnikiem, 1 adapter fiolki z 1 igtq, GTIN: 05415062116210,
we wskazaniu: bierna ochrona przed chorobami dolnych drog oddechowych
wywotywanymi przez syncytialny wirus oddechowy (RSV) u niemowlgt
od urodzenia do 6 miesigca zycia po zaszczepieniu matki w okresie ciqzy, jako
leku dostepnego w aptece na recepte, w ramach nowej grupy limitowej
i wydawanie go za odptatnosciq 50%, pod warunkiem istotnego pogtebienia
proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka (RSS).

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

RSV stanowi jedng z gfownych przyczyn ostrych infekcji drog oddechowych
zarowno u dzieci, jak i u dorostych. Szczegdlnie narazone na ciezki przebieg
zakazenia sq dzieci w pierwszym roku zycia. Szacuje sie, Zze w tej grupie wiekowej
az 40% pierwotnych infekcji konczy sie zapaleniem oskrzelikdow. Doktadne dane
pokazujqg, ze w pierwszym roku zycia 60-70% dzieci zostaje zakazonych RSV,
a 23% tych zakazen konczy sie hospitalizacjg. W Polsce w sezonie 2022/2023
odnotowano 20 000 zakazen RSV, z czego 70% dotyczyto dzieci w pierwszym roku
zycia. U zdecydowanej wiekszosci dzieci hospitalizowanych z powodu zakazenia
RSV nie stwierdzono zadnych czynnikdw ryzyka.

Nie istnieje przyczynowe leczenie zakazenia RSV, postepowanie ogranicza
sie doleczenia objawowego oraz czujnej obserwacji pacjenta. Nasilenie
sie dolegliwosci moze by¢ wskazaniem do hospitalizacji.

Smiertelnos¢ w zapaleniu oskrzelikéw u dzieci leczonych szpitalnie wynosi okofo
1%. Dotyczy to dzieci zwtaszcza z niedorozwojem uktadu oddechowego (dysplazjg

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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oskrzelowo-ptucng, ciezkimi wadami serca). Profilaktyka RSV dzieci jest mozliwa
poprzez uodpornienie bierne za pomocq podazy przeciwciat anty
RSV (paliwizumab, nirsewimab) po urodzeniu lub poprzez szczepienie kobiet
ciezarnych (Abrysvo). Aktualnie nirsewimab nie jest dostepny w Polsce.
Paliwizumb jest dostepny w ramach programu lekowego jedynie dla dzieci z grup
ryzyka, w zwigzku z powyzszym zgodnie z opiniami eksperckimi w warunkach
polskich w rzeczywistej praktyce klinicznej dla wiekszosci wnioskowanej populacji
nie stanowi komparatora dla Abrysvo.

Dowody naukowe

Badanie z randomizacjq Il fazy MATISSE (Kampmann 2023) wykazato
skutecznosc klinicznq szczepionki Abrysvo w profilaktyce choroby dolnych drdg
oddechowych u niemowlgt w pierwszych 6 miesigcach Zycia, ktdorych matki
zostaty zaszczepione w Il trymestrze ciqzy. Wykazano, Ze jedna dawka
szczepionki Abrysvo podana matce w 24.—-36. tygodniu cigzy, w porownaniu
z placebo zmniejszyta ryzyko ciezkiego infekcyjnego zapalenia dolnych drog
oddechowych o etiologii RSV u ich dzieci o 81,8% (99,5% Cl: 40,6-96,3)
w pierwszych 3 miesigcach zycia oraz 69,4% (97,58% Cl: 44,3-84,1) w pierwszych
6 miesigcach zycia, a takze zmniejszyta ryzyko zakazenia dolnych drdg
oddechowych wymagajgcego hospitalizacji (nie wszystkie zachorowania
wymagajqce hospitalizacji spetniaty kryteria zakazenia o ciezkim przebiegu)
o 67,7% (15,9-89,5) w pierwszych 3 miesigcach zycia i 56,8% (10,1-80,7)
w pierwszych 6 miesigcach zycia. W badaniu skutecznosci praktycznej (Jasset
2024) wykazano, ze wczesniejsze podanie szczepionki skutkuje najwyzszym
przeztozyskowym transferem matczynych przeciwciat do noworodka.
Skutecznosc zostata rowniez opisana w przeglgdach systematycznych (CDC 2023,
Zeng 2024, Marchand 2024).

Wytyczne towarzystw naukowych zalecajq podaz ocenianego szczepienia
kobietom ciezarnym (PTW, 2024 (Polska), PTP, 2024 (Polska), WHO, 2024
(Swiat), ACOG, 2024 (USA), ACIP, CDC, 2023 (USA), AAP, 2024 (USA), NPA, 2024
(USA), BSP, 2024 (Belgia), BMASGK, 2024). Wyniki badania MATISSE wzbudzity
pewnqg waqtpliwos¢ co do tego, czy szczepienie nie zwieksza ryzyka
przedwczesnego porodu, co m.in. skutkowato tym, ze FDA zarejestrowato
szczepionke do stosowania w pozZniejszym okresie ciqzy, tj. miedzy 32 a 36
tygodniem ciqzy, do czasu uzyskania dodatkowych danych z zakresu
bezpieczeristwa. Rejestracja EMA pokrywa sie z kryteriami wigczenia do badania
MATISSE i obejmuje kobiety miedzy 24 a 36 tygodniem ciqzy.

W badaniu MATISSE odsetek pacjentek, u ktorych odnotowano przedwczesny
pordd w grupie zaszczepionej szczepionkq RSVpreF (Abrysvo) wynidst 6,4%,
w grupie placebo 5,5%, rdznica nie osiggneta istotnosci statystycznej (RR=1,15
(0,96, 1,39) p=0,127). W przeprowadzonym pdzniej badaniu skutecznosci
praktycznej Son 2024, obejmujgcym ciezarne, ktore urodzity w 32 tygodniu cigzy
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lub pdzniej, szczepionka RSVpreF nie byta zwigzana ze zwiekszonym ryzykiem
przedwczesnego porodu (5,9% vs 6,7%, HR=0,93 (0,64, 1,34)) i wystgpienia ztych
wynikow okotfoporodowych. Wskazano natomiast za zasadne dalsze badanie
ryzyka wystgpienia zaburzenia nadcisnieniowego w ciqzy (20,1% vs 18,1%,
HR=1,43 (1,16; 1,77).

Problem ekonomiczny

Gtownym ograniczeniem analizy ekonomicznej jest niepewnosc¢ zatozen
dotyczqcych  oszacowann  wielkosci  populacji oraz  prognozowania
wyszczepialnosci. Zastosowanie szczepionki Abrysvo w porownaniu do braku
szczepienia w docelowej populacji jest droisze i skuteczniejsze. Refundacja
szczepienia spowoduje wzrost wydatkow dla ptatnika publicznego od okofo

PLN do kilku min PLN/rok (w zaleznosci od odsetka 0sob zaszczepionych).

Gtowne argumenty decyzji

e zakazenie RSV i spowodowane nim zakazenie dolnych drdog oddechowych
stanowi istotny problem kliniczny w grupie niemowlgt i mfodszych dzieci,
a w przypadku ciezkiego przebiegu choroby brak jest mozliwosci
zastosowania leczenia przyczynowego;

e szczepienie kobiet ciezarnych Abrysvo wykazuje skutecznos¢ w profilaktyce
choroby dolnych drog oddechowych wywotanych przez wirusa RS u niemowlgt
w pierwszych 6 miesigcach Zycia, co potwierdzajq wyniki badan naukowych;

e szczepienie kobiet ciezarnych Abrysvo jest zalecane przez wiele towarzystw
naukowych zardwno krajowych, jak i miedzynarodowych.

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 (Dz. U. z 2024 r., poz. 930 z pdzn. zm.),
w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 2 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej nr: 0T.423.0.3.2024
»Whniosek o objecie refundacjg szczepionki Abrysvo (szczepionka przeciw syncytialnemu wirusowi oddechowemu
(RSV), biwalentna, rekombinowana) we wskazaniu: bierna ochrona przed chorobami dolnych drég oddechowych
wywotywanymi przez syncytialny wirus oddechowy (RSV) u niemowlat od urodzenia do 6 miesigca zycia
po zaszczepieniu matki w okresie cigzy”, data ukonczenia: 29 pazdziernika 2024 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakres$lone kolorem zo6itym stanowig informacje publiczne podlegajgce wytgczeniu ze wzgledu
na tajemnice przedsiebiorcy Pfizer Polska Sp. z 0.0.

Zakres wyfgczenia jawnosci: dane objete oSwiadczeniem o zakresie tajemnicy przedsiebiorcy.

Podstawa prawna wyfgczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 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. o
zwalczaniu nieuczciwej konkurencji (Dz. U. z 2022 r., poz. 1233), art. 35 ust. 4a-4b ustawy z dnia 12 maja
2011 r. o refundacji lekow, $rodkdéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow
medycznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 930 z p6zn. zm.)V i art. 35a ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji
lekéw, Srodkoéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U.
2024 r., poz. 930 z pézn. zm.)?.

Organ dokonujgcy wytaczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji.

Podmiot w interesie ktérego dokonano wylaczenia jawnosci: Pfizer Polska Sp. z 0.0.

! podstawa prawna zakreslen danych objetych tajemnicg przedsigbiorcy bedgcego wnioskodawcg w rozumieniu ustawy z dnia 12
maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych
(Dz. U. 2024 r., poz. 930 z pézn. zm.)

2 podstawa prawna zakreslen w analizie weryfikacyjnej Agencji danych objetych tajemnica przedsigbiorcy bedacego
wnioskodawca w rozumieniu ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundac;ji lekow, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyroboéw medycznych (Dz. U. 2024 r., poz. 930 z pézn. zm.)



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 121/2024 z dnia 12 listopada 2024 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego FruitiVits

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wydawanie zgdd na refundacje srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia Zywieniowego FruitiVits we wskazaniu:
uzupetnienie diety o witaminy i sktadniki mineralne w acydurii glutarowej typu I,
acydurii izowalerianowej, acydurii metylomalonowej, acydurii propionowej,
deficycie dehydrogenazy pirogronianowej, deficycie liazy
adenylobursztynianowej, deficycie liazy argininobursztynianowej, deficycie
syntazy karbamylofosforanu (CPS1), deficycie OTC, deficycie NAGS, cytrulinemii,
deficycie LCHAD, deficycie transportera glukozy typu |, padaczce lekoopornej,
zespole Leigha, homocystynurii, glikogenozie, tyrozynemii.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

FruitiVits to preparat zawierajqgcy sktadniki mineralne i pierwiastki Sladowe,
przeznaczony do stosowania u dzieci od 4 roku zycia w leczeniu dietetycznym
restrykcyjnych diet leczniczych, np. diety ketogenicznej oraz przy wrodzonych
wadach metabolizmu. Dawkowanie jest ustalane przez lekarza lub dietetyka
i zalezy od wieku, masy ciata i stanu zdrowia pacjenta. Nalezy go stosowac
wytgcznie pod scistym nadzorem lekarza.

Zasadnos¢ wydawania zgod na refundacje srodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego FruitiVits byta juz przedmiotem oceny Agencji.
W 2021 r. wydano pozytywne stanowisko Rady Przejrzystosci (nr 32/2021) oraz
pozytywngq rekomendacje Prezesa (nr 32/2021) we wskazaniu: uzupetnienie diety
o witaminy i sktadniki mineralne w acydurii metylomalonowej, padaczce
lekoopornej, deficycie dehydrogenazy pirogronianowej, deficycie transportera
glukozy typu I, homocystynurii, glikogenozie typu I, kwasicy glutarowej typu I,
deficycie liazy adenylobursztynianowej, deficycie syntazy karbamylofosforanu
(CPS1), LCHAD (niedoborze dehydrogenazy dtugotaricuchowych kwasow
ttuszczowych), acydurii propionowej. Obecna ocena obejmuje dodatkowo
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wskazania: acyduria izowalerianowa, deficyt liazy argininobursztynianowej,
deficyt OTC, deficyt NAGS, cytrulinemia, zespot Leigha, tyrozynemia.
Dowody naukowe

W ramach poprzedniego raportu odnaleziono otwarte badania jednoramienne
wskazujgce na prawdopodobng skutecznos¢ preparatu FrutiVits. W badaniu
Daly 2016 oceniano skutecznosc¢ tego produktu u 14 pacjentow pediatrycznych
z wrodzonymi chorobami metabolicznymi, majgcych ograniczenia zywieniowe
zwigzane z koniecznosciq stosowania restrykcyjnej diety terapeutycznej.
W12 tyg. badania odnotowano znaczqgcq poprawe w przypadku zmiany
poziomu selenu. Po 26 tyg. badania wykazano znaczng poprawe wzgledem
wartosci wyjsciowych w przypadku: kwasu foliowego, witaminy E, selenu
w osoczu, selenu w krwi petnej i catkowitego poziomu witaminy D. W przypadku
pozostatych parametrow nie odnotowano znaczqcych zmian po zakoriczeniu
badania. Z kolei w badaniu NCT02229318 dotyczqcym stosowania FruitiVits
u 11 dzieci z napadami padaczkowymi oceniono, ze produkt ten jest
akceptowalnym Zzrédtem witamin, minerafdow i pierwiastkow sladowych
dla pacjentow na diecie ketogenicznej. W ramach aktualnego wyszukiwania
nie odnaleziono nowych badan spetniajgcych kryteria wyszukiwania.

Wymienione w poprzednim raporcie wytyczne wskazujg na zasadnosc
suplementacji witaminowo-mineralnej we wskazaniach: padaczka lekooporna,
niedobdr dehydrogenazy pirogronianowej, deficyt transportera glukozy GLUT-1,
deficyt liazy adenylobursztynianowe, zaburzenia przemiany aminokwasow,
acydurie organiczne | zaburzenia cyklu mocznikowego, glikogenozy oraz
zaburzenia utleniania kwasow ttuszczowych.

W ramach aktualnego wyszukiwania srodek FruitiVits zostat wprost wskazany
w wytycznych British Dietetic Association 2020 dotyczqcych Zywienia
klinicznego u dzieci z wrodzonymi zaburzeniami metabolizmu: acydurie
organiczne i zaburzenia cyklu mocznikowego jako jeden z kilku preparatow
podawanych w celu suplementacji witamin | mineratow. Suplementacja
witaminowo-mineralna jest zalecana w leczeniu acydurii glutarowej typu 1
(E- IMD 2024 ag), padaczki lekoopornej (LICE 2023), homocystynurii (BDA 2020),
tyrozynemii (Chinsky 2017, BDA 2020). Ponadto, polecana jest suplementacja
witaminy B12 w acydurii metylomalonowej i propionowej (E-IMD 2024 am, Forny
2021), witaminy B6 w homocystynurii (Zalecenia Dietetyczne 2020) oraz
witaminy D i wapnia w padaczce lekoopornej (NICE 2022, LICE 2023). Wytyczne
dla pozostatych wskazarn nie odnoszq sie do suplementacji mineralno-
witaminowej. W wielu rekomendacjach sugeruje sie stosowanie diety
ubogobiatkowej. Nie odnaleziono zadnych wytycznych klinicznych dla wskazan:
deficyt liazy adenylobursztynianowej i zespot Leigha.
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Problem ekonomiczny

We wszystkich ocenianych wskazaniach w 2023 r. wydano w ramach importu
docelowego tgcznie 48 zgdd na refundacje 246 opakowan zbiorczych. Cena
jednego opakowania refundowanego w ramach importu docelowego wynosi
okofo 506 zt za jedno opakowanie zbiorcze (30 saszetek). Szacunkowy koszt
refundacji wyniodst zatem okoto 125 tys. zt.

W 2023 r. srodka FruitiVits nie sprowadzono dla nastepujgcych wskazan:
acyduria glutarowa typu 1, deficyt liazy adenylobursztynianowej, deficyt syntazy
karbamylofosforanu 1 (CPS1), zespdt Leigha.

Gtédwne arqumenty decyzji:

Wiqczenie preparatu FruitiVits u pacjentow, ktorzy muszq stosowac diety
0 roznym stopniu restrykcji podazy sktadnikow odzywczych, takich jak biatko,
ttluszcz czy weglowodany, pomaga zbilansowac¢ diete na poziomie
zapotrzebowania dla  wieku, jednoczesnie zapobiegajgc  wystgpieniu
niebezpiecznych dla zdrowia niedoborow. Zgodnie z opiniq konsultant krajowej
w dziedzinie pediatrii metabolicznej dostepne w sprzedazy suplementy diety nie
gwarantujq takich efektow — wiele z nich jest niekompletnych pod wzgledem
sktadu odzywczego lub zawiera inne niepozqdane sktadniki. Jezeli pacjent jest
objety opiekq zespofu terapeutycznego, w ktorego sktad wchodzi dietetyk,
postepowanie dietetyczne jest na biezgco monitorowane i dostosowywane
do stanu klinicznego pacjenta, zatem ryzyko naduzy¢ czy niewtasciwego
zastosowania ocenianego srodka jest znikome.

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 2024 r.,, poz. 930 z pdin. zm.),
z uwzglednieniem opracowania nr: 0T.4211.20.2024 (Aneks do opracowania nr: 0T.4311.24.2020) ,,FruitiVits,
proszek, saszetki 6 g, we wskazaniu: uzupetnienie diety o witaminy i sktadniki mineralne w acydurii glutarowej
typu |, acydurii izowalerianowej, acydurii metylomalonowej, acydurii propionowej, deficycie dehydrogenazy
pirogronianowej, deficycie liazy adenylobursztynianowej, deficycie liazy argininobursztynianowej, deficycie
syntazy karbamylofosforanu (CPS1), deficycie OTC, deficycie NAGS, cytrulinemii, deficycie LCHAD, deficycie
transportera glukozy typu |, padaczce lekoopornej, zespole Leigha, homocystynurii, glikogenozie, tyrozynemii”;
data ukonczenia: 07 listopada 2024 r.



