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Maciej Karaszewski otworzyt posiedzenie o godzinie 10:02.
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Cztonkowie Rady nhieobecni na posiedzeniu:

1. Katarzyna Galas

Proponowany porzgdek obrad:

1. Omdwienie powigzan branzowych i ustalenie ewentualnych konfliktdw intereséw
cztonkéw Rady. Omowienie i przyjecie porzgdku obrad Rady.

2. Przygotowanie stanowiska w sprawie oceny leku Ryeqo (relugolixum + estradiolum
+ norethisterone acetate) we wskazaniu: objawowe leczenie endometriozy
U dorostych kobiet w wieku rozrodczym, ktére wczesniej byty leczone
farmakologicznie lub chirurgicznie.

3. Przygotowanie stanowiska w sprawie zbadania zasadnosci wydawania zgdd
narefundacje produkiu leczniczego Arginine 2000 AA  Supplement
we wskazaniach:

e deficyt transkarbamylazy ornitynowej (deficyt OTC);
e lizynuryczna nietolerancja biatka;
e zespot niedoboru kreatyny.
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4. Przygotowanie opinii o projekcie programu polityki zdrowotne] jednostki
samorzgdu terytorialnego »Kompleksowa rehabilitacja dziecka
Z niepetnosprawnosciq z terenu gminy Godow".

5. Przygotowanie opinii o projekcie programu polityki zdrowotne] jednostki
samorzqgdu terytorialnego ,,Program polityki zdrowotne] w zakresie profilaktyki
zaburzen depresyjnych u dzieci i mtodziezy z wojewddztwa mazowieckiego”.

6. Przygotowanie opini o projekcie programu polityki zdrowotnej jednostki
samorzgdu terytorialnego ,,Regionalny Program Zdrowotny w zakresie rozszerzenia
dostepnosci nowoczesnych instrumentalnych metod diagnostyki i rehabilitacii
dzieci z mobzgowym porazeniem dzieciecym na terenie wojewddziwa
mazowieckiego”.

7. Przygotowanie opinii w sprawie zasadnosci kontynuacii refundacji we wskazaniach
pozarejestracyjnych dla substancji czynnej etanerceptum we wskazaniu: leczenie
obwodowej postaci SpA w ramach programu lekowego B.82.

8. Zakonczenie posiedzenia.

Ad 1. Zaden z cztonkdédw Rady nie zgtosit konfliktu interesdw.
Rada jednogtosnie (9 gtoséw ,,za") przyjeta proponowany porzgdek obrad.
Ad 2. Analityk Agenciji zaprezentowat kluczowe dane zraportu dot. oceny leku Ryeqo.

We wstepnej dyskusji Rady uczestniczyli: Andrzej Dgbrowski, Maciej Karaszewski
i Jacek Rubik.

Projekt stanowiska Rady przedstawili Andrzej Dgbrowski i Jacek Rubik.

Rada doprecyzowata tre$¢ uchwaty, w czym udziat wzieli: Maciej Karaszewski,
Tomasz Pasierski, Andrzej Dgbrowski i Jacek Rubik.

Prowadzqgcy zarzgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (9 gtosow
,Za") uchwalita pozytywne stanowisko (zatgcznik nr 1 do protokotu).

Ad 3. Analityk Agencii strescit raport dot. Arginine 2000 AA Supplement.
Projekt stanowiska Rady przedstawit Pawet Grzesiewski.

Wobec braku gtoséw w dyskusji, Prowadzgcy zarzqgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego
Rada jednogtosnie (9 gtosdw ,,za”) uchwalita pozytywne stanowisko (zatgcznik nr 2
do protokotu).

Ad 4. Anadlityk Agencji zaprezentowat najwazniejsze informacje z raportu
dot. kompleksowej rehabilitacji dziecka z niepetnosprawnosciq z terenu gminy
Godow.

Gtos zabrat Andrzej Dgbrowski.

Projekt opinii Rady przedstawit Pawet Grzesiewski, a w jej doprecyzowaniu udziat wzieli:
Maciej Karaszewski i Pawet Grzesiewski.

Prowadzgcy zarzqgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie
(9 gtosdéw ,,za") uchwalita negatywng opinie (zatgcznik nr 3 do protokotu).
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Ad 5. Analityk Agencji omowit kluczowe kwestie z raportu dot. profilaktyki zaburzen
depresyjnych u dzieci i mtodziezy z wojewddztwa mazowieckiego.

W dyskusji udziat wzieli Andrzej Dgbrowski i Maciej Karaszewski.

Projekt opinii Rady przedstawita Elzbieta Lanc, a w jej doprecyzowaniu uczestniczyli:
Maciej Karaszewski, Elzbieta Lanc i Andrzej Dgbrowski.

Prowadzgcy zarzqdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie
(9 gtosdéw ,,za™) uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik nr 4 do protokotu).

Ad 6. Anadlityk Agencji zaprezentowat najwazniejsze informacje z raportu
dot. regionalnego programu zdrowotnego w zakresie rozszerzenia dostepnosci
nowoczesnych instrumentalnych metod diagnostyki i rehabilitacji dzieci z mézgowym
porazeniem dzieciecym na terenie wojewddztwa mazowieckiego.

We wstepnej dyskusji udziat wzieli: Andrzej Dgbrowski, Anna Czerniecka-Kubicka
i Maciej Karaszewski.

Projekt opinii Rady przedstawita Anna Czerniecka-Kubicka.

W doprecyzowaniu freSci uchwaty uczestniczyli: Anna Czerniecka-Kubicka,
Tomasz Pasierski, Maciej Karaszewski i Andrzej Dgbrowski.

Prowadzgcy zarzqdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie
(9 gtosdéw ,,za™) uchwalita negatywng opinie (zatqcznik nr 5 do protokotu).

Ad 7. Artur Bachta przedstawit projekt opinii dot. substancji czynnej etanercept,
po czym gtos w dyskusji zabrali: Andrzej Dgbrowski, Artur Bachta i Tomasz Pasierski.

Prowadzgcy zarzqdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie
(? gtosdéw ,,za™) uchwalita pozytywng opinie (zatgcznik nr é do protokotu).

Ad 8. Prowadzgcy zakohczyt posiedzenie o godzinie 12:37.



Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 81/2025 z dnia 7 lipca 2025 roku
w sprawie oceny leku Ryeqo (relugolixum + estradiolum +
norethisterone acetate) we wskazaniu dot. objawowego leczenia
endometriozy

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq produktu leczniczego
Ryeqo (relugolixum + estradiolum + norethisterone acetate), tabl. powl., 40 mg +
1 mg + 0,5 mg, 28 tabl., GTIN: 05997001377949, we wskazaniu: objawowe
leczenie endometriozy u dorostych kobiet w wieku rozrodczym, ktore wczesniej
byty leczone farmakologicznie lub chirurgicznie, jako leku dostepnego w aptece
na recepte, w ramach istniejgcej grupy limitowej i wydawanie go za odptatnoscig
30%.

Rada Przejrzystosci uwaza, ze ze wzgledu na duzq niepewnosc¢ w oszacowaniu
populacji nalezy wprowadzi¢ dodatkowy RSS

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Minister Zdrowia zlecit przygotowanie analizy weryfikacyjnej AOTMIT,
stanowiska Rady Przejrzystosci oraz rekomendacji Prezesa AOTMIT
w przedmiocie objecia refundacjq produktu leczniczego: Ryeqo, relugolixum +
estradiolum + norethisterone acetate, tabl. powl., 40 mg + 1 mg + 0,5 mg,
28 tabl., GTIN: 05997001377949, we wskazaniu: objawowe leczenie
endometriozy u dorostych kobiet w wieku rozrodczym, ktore wczesniej byty
leczone farmakologicznie lub chirurgicznie.

Problem zdrowotny

Endometrioza jest chorobqg narzqddw pfciowych kobiety charakteryzujgcq sie
obecnoscig komdrek bfony sluzowej trzonu macicy (endometrium) poza jamg
macicy. Komorki te przypominajq budowq komorki znajdujgce sie wewnqtrz jamy
macicy i wykazujq aktywnosc¢ wydzielniczq. Reagujq one na zmiany hormonalne
zachodzgce w cyklu miesigczkowym, czego nastepstwem jest przewlekta reakcja
zapalna. W procesie tym dochodzi do wewnetrznych krwawien, rozwoju
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bolesnych guzkow, zapalenia, tworzenia sie blizn i zrostow oraz zmiany
stosunkdéw anatomicznych narzqdow w miednicy mniejszej.

Aktualnie brakuje rzetelnych informacji na temat epidemiologii endometriozy
w Polsce. Szacowana czestos¢ endometriozy w krajach rozwinietych sugeruje,
ze choroba ta dotyka 6 do 10% populacji kobiet w wieku rozrodczym.
Najdoktadniej opracowane dane z ostatnich lat pochodzq z Francji, gdzie
endometrioze rozpoznawano u co 10 kobiety w wieku rozrodczym.
Przy zatozeniu, ze w Polsce w 2022 roku mieszkato okofo 10 miliondw kobiet
w wieku rozrodczym, endometrioza moze dotyczyc okoto 1 miliona. Efektywnos¢
leczenia zarédwno farmakologicznego, jak i zabiegowego jest ograniczona,
a w ciqgu 4-5 lat u okoto 40% kobiet dochodzi do nawrotu choroby.

Alternatywne technologie medyczne

W analizowanym wskazaniu, komparatorem sq preparaty agonistow
lub antagonistow GnRH oraz leczenie operacyjne.

Dowody naukowe

Dowody naukowe na temat skutecznosci i bezpieczernstwa zastosowania
skojarzenia relugoliksu, estradiolu i noretysteronu octanu w objawowym leczeniu
endometriozy u dorostych kobiet w wieku rozrodczym, ktore wczesniej byty
leczone farmakologicznie lub chirurgicznie, nie sq zbyt liczne. Wiedze na temat
dziatania leku czerpiemy z:

e dwdch randomizowanych, podwdjnie zaslepionych badan Il fazy SPIRIT 1
i SPIRIT 2, dziatanie ztozonego preparatu relugoliksu-CT (relugoliks, estradiol
i octan noretysteronu) z placebo,

e czterech badan RCT, dotyczqcych stosowania octanu leuproreliny
w analizowanej populacji,

e badania SPIRIT EXTENSION (LTE) (faza przedtuzonej obserwacji pacjentow
zbadan SPIRIT 1 i 2) w celu przeprowadzenia poszerzonej analizy
skutecznosci i bezpieczenstwa,

e opracowania wtdrnego Viviano 2024, ktore dotyczyto zastosowania
skojarzenia relugoliksu, estradiolu i octanu noretysteronu w analizowanej
populacji.

Wyniki posredniego porownania relugoliksu-CT oraz leuproreliny wskazujq

na przewage relugoliksu-CT w odniesieniu do Sredniej zmiany wyniku

dotyczqcego bolesnego miesigczkowania ocenianego w skali NRS/VAS zaréwno

w 12., jak i 24. tygodniu terapii. Jednakze, odnotowano rdznice na niekorzysc

relugoliksu CT w pordwnaniu do leuproreliny w zakresie Sredniej zmiany wyniku

dotyczqgcego bolesnego miesigczkowania i bdolu miednicy niezwigzanego
Z miesigczkq ocenianych w skali Biberoglu and Behrman w 24. tygodniu.
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Nie odnotowano rdznic pomiedzy obiema grupami w odniesieniu do Sredniej
zmiany wyniku w skali NRS/VAS oceniajgcej o0gdlny bdl miednicy
w 12. i 24. tygodniu oraz sSredniej zmiany wyniku w skali poziomu bdlu
wg kwestionariusza: Profil Zdrowotny Endometriozy-30 (EHP-30) w 24. tyg.

W przedtuzonej, niekontrolowanej obserwacji badari SPIRIT 1 i 2 (SPIRIT LTE)
wykazano poprawe w zakresie bolu zwigzanego z endometriozq wsrdd pacjentek
randomizowanych do leczenia relugoliksem-CT, ktdre uczestniczyty w badaniu
przedtuzonym. Odsetek osob z odpowiedziq w 104. tygodniu (24 tyg. fazy
RCT i 80 tyg. fazy LTE) dla bolesnego miesigczkowania i niemiesigczkowego bolu
miednicy wynosit odpowiednio 84,8% i 75,8%.

Po 104 tygodniach leczenia, w grupie relugoliksu-CT, 95,3% kobiet miato
minimalne lub zerowe bolesne miesigczkowanie, a 70,5% miato minimalne
lub zerowe NMPP (bdl miednicy nie zwigzany z miesigczkq).

Odsetek kobiet z klinicznie istotnq poprawqg w domenie bdlu EHP-30 wynosit
75,9%, 83,6% i 88,6% odpowiednio w 24., 52. i 104. tygodniu leczenia.

Analiza _bezpieczenstwa. Wyniki porownania bezposredniego relugoliks-CT
vs placebo wykazaty, Zze znamiennie czesciej w grupie relugoliksu CT wystepowaty
bol gtowy, uderzenia gorqgca, bol zebow oraz spadek libido. Z kolei, w grupie
relugoliksu CT w poréwnaniu z grupq placebo, rzadziej wystepowaty trqdzik oraz
obnizony poziom witaminy D. Nie odnotowano réznic znamiennych statystycznie
pomiedzy grupami w czestosci wystgpienia powaznych zdarzen niepozqdanych,
mysli samobdjczych, AE stopnia 3. lub wyziszego oraz AE prowadzgcych
do przerwania leczenia. W obu grupach nie odnotowano zgonow.

Wytyczne kliniczne

Odnaleziono 4 rekomendacje postepowania klinicznego: Polskiego Towarzystwa
Ginekologow i Potoznikéw (PTGiP) z 2024 r., European Society of Human
Reproduction and Embryology (ESHRE) z 2022 r., National Institute for Health
and Care Excellence (NICE) z 2024 r. i The Royal Australian and New Zealand
College Of Obstetricians and Gynaecologists (RANZCOG) z 2025 r.

Zgodnie z polskimi wytycznymi PTGIP z 2024 r., przy braku skutecznosci innej
kombinacji DTA (dwusktadnikowych tabletek antykoncepcyjnych) + NLPZ
lub wyjsciowo przy duzym nasileniu bdlu (uniemozliwiajgcym codzienne
funkcjonowanie) mozna zaproponowac analog GnRH + estrogen w matej dawce
w terapii add-back lub leczenie operacyjne.

Zgodnie z tresciq wytycznych: terapia endometriozy powinna byc¢ oparta
na dtugofalowym planie z maksymalizacjq leczenia farmakologicznego oraz
minimalng liczbq zabiegdw chirurgicznych. W leczeniu farmakologicznym
endometriozy, zaleznie od stawianego celu, uzywa sie m.in: niesteroidowych
lekow przeciwzapalnych (NLPZ); dwusktadnikowych tabletek antykoncepcyjnych
(DTA); progestagendw; agonistow GnRH / antagonistow GnRH i danazolu.
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W wytycznych wskazuje sie, Ze nie wykazano przewagi jednego rodzaju leczenia
farmakologicznego nad innymi. Wybdr leczenia farmakologicznego powinien
by¢ podyktowany indywidualnq skutecznosciq u danej pacjentki, profilem dziatar
niepozgdanych, kosztem Iub innymi preferencjami pacjentki (na przyktad
planowaniem ciqzy).

Zastosowanie ztozonych preparatow hormonalnych moze zapobiegac utracie
masy kostnej oraz objawom hypoestrogenizmu.

Problem ekonomiczny

Analiza ekonomiczna ponoszonych przez ptatnika kosztow refundowania Ryego
w omawianym wskazaniu jest bardzo trudna, a jej wyniki niepewne. Powodem
tego, przede wszystkim, jest brak dostatecznej wiedzy na temat wielkosci
populacji, ktora zostanie objeta leczeniem. Dotychczas, brakowafo takze
w Polsce jednolitych standarddw terapii endometriozy oraz sposobu
refundowania tej terapii przez NFZ.

Na podstawie dostepnych informacji, Analitycy przedstawili prognoze wptywu
refundowania Ryego na budzet ptatnika publicznego. W przypadku objecia
refundacjqg produktu leczniczego Ryeqgo nastgpi wzrost wydatkow ptatnika
publicznego o ok. 16,3 min PLN w I. roku refundacji oraz spadek wydatkdow
ook.84 min PLN w Il. roku refundacji w wariancie bez RSS. W wariancie
uwzgledniajgcym RSS, nastgpi

W przypadku pozytywnej decyzji refundacyjnej nastgpi rowniez

W wariancie
minimalnym z RSS pozytywna decyzja refundacyjna dla wnioskowanej
technologii wigzac¢ sie bedzie ze

, hatomiast
w wariancie bez RSS - ze wzrostem wydatkow refundacyjnych NFZ o 8,6 min PLN
w 1. roku analizy oraz oszczednosciami po stronie NFZ w 2. roku analizy,
oszczednosci na poziomie 4,8 min PLN. W wariancie maksymalnym

natomiast bez RSS - wzrost wydatkow
refundacyjnych NFZ o 19,4 min PLN w 1. roku analizy oraz oszczednosciami
po stronie NFZ w 2. roku analizy, oszczednosci na poziomie 9,6 min PLN.

Analiza wptywu na budzet jest bardzo niepewna z kilku powoddw:
- niedoszacowana populacja pacjentek z endometriozy,
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- wagtpliwosci dotyczgce szacowanych oszczednosci zwigzanych z uniknieciem
zabiegow operacyjnynych,

- brak bezposredniego porownania z komparatorem (ze zrozumiatych
i uzasadnionych wzgledow).

Prawdopodobnie refundacja leku bedzie powodowata jednak zwiekszenie
wydatkow z budzetu.

Rekomendacje refundacyjne

Odnaleziono 6 rekomendacji finansowych dla leku Ryeqgo: 5 pozytywnych
(NICE 2025, SMIC 2025, PBAC 2024, HAS 2024, ZN 2024) oraz 1 dokument
niemieckiej GBA dot. oceny dodatkowej korzysci klinicznej.

W brytyjskiej rekomendacji NICE z 2025 roku uznano lek Ryeqo za skuteczny
i optacalny w leczeniu objawow endometriozy u kobiet, ktore wczesniej byty
leczone farmakologicznie lub chirurgicznie, zaznaczajqc, iz brakuje bezposrednich
badan porownawczych z leczeniem chirurgicznym i agonistami GnRH. Podobne
wnioski zawarto w rekomendacji szkockiej SMC 2025 podkreslajqgc, ze dtuzsze
utrzymywanie odpowiedzi na leczenie w przypadku Ryego moze ograniczyc
potrzebe bardziej inwazyjnych interwencji i zwigzanych z nimi kosztow.

Ryego jest refundowany we wszystkich wskazaniach rejestracyjnych,
w tym we wskazaniu wnioskowanym w 11 krajach sposréod 30 wskazanych
krajow UE i EFTA. Poziom refundacji leku rozni sie miedzy krajami i wynosi
od 37 do 100%.

Gtowne argumenty decyzji

e Potwierdzona dwuletnia skutecznos¢ w zmniejszaniu objawow bodlowych
u kobiet z endometriozg.

e Akceptowalna efektywnosc kosztowa.

e Pozytywne rekomendacje refundacyjne (NICE 2025, SMC 2025, PBAC 2024,
HAS 2024, ZN 2024).

e Niepewnosc¢ odnosnie skutecznosci terapii powyzej 2 lat.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekow, srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw 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. 22024 r., poz. 146), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej nr: 0T.423.0.10.2025
,Whniosek o objecie refundacjg leku Ryeqo (relugolixum + estradiolum + norethisterone acetate) we wskazaniu:
objawowe leczenie endometriozy u dorostych kobiet w wieku rozrodczym, ktére wczesniej byty leczone
farmakologicznie lub chirurgicznie”, data ukonczenia: 27 czerwca 2025 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem zéitym stanowig informacje publiczne podlegajgce wytgczeniu ze wzgledu
na tajemnice przedsiebiorcy (Gedeon Richter Plc.).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete o$wiadczeniem (Gedeon Richter Plc.) o zakresie
tajemnicy przedsiebiorcy.

Podstawa prawna wytaczenia 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. 0 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, $rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 930, z 2025 r. poz. 129)
i art. 35a ustawy z dnia 12 maja 20717 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 930, z 2025 r.
poz. 129)

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

Podmiot, w interesie ktérego dokonano wylgczenia jawnosci: Gedeon Richter Plc.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 82/2025 z dnia 7 lipca 2025 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego Arginine 2000
AA Supplement

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wydawanie zgod na refundacje srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego Arginine 2000 AA
Supplement, proszek, saszetki 4 g, we wskazaniach:

e deficyt transkarbamylazy ornitynowej (deficyt OTC),
e lizynuryczna nietolerancja biatka,
e zespot niedoboru kreatyny.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Pismem z dnia 4 kwietnia 2025 r. Minister Zdrowia zlecit zbadanie zasadnosci
wydawania zgody na refundacje w ramach importu docelowego produktu
Arginine 2000AA Supplement, proszek, saszetki 4 g, we wskazaniach: deficyt
transkarbamylazy ornitynowej (deficyt OTC), lizynuryczna nietolerancja biatka
oraz zespot niedoboru kreatyny.

Deficyt OTC to choroba genetyczna spowodowana przez niedobdr
transkarbamylazy ornityny (OTC), tj. enzymu wigzgcego karbamylofosforan
z ornitynq. Deficyt tego biatka powoduje zablokowanie cyklu mocznikowego
na etapie produkcji cytruliny (i w nastepstwie takze argininy). W klasycznej
postaci pierwsze objawy choroby pojawiajq sie dos¢ gwaftownie w pierwszych
godzinach Ilub dniach Zycia u uprzednio zdrowego noworodka, zwykle
po pierwszym positku zawierajgcym biatko. Wystepujq wymioty, obnizenie
napiecia miesniowego i temperatury ciata, drgawki, Spigczka, zaburzenia
oddychania. Po zastgpieniu pokarmu mlecznego dozylnymi wlewkami glukozy
i elektrolitow mozna stwierdzi¢ przejsciowqg poprawe. Powrdt do prawidtowego
Zywienia powoduje ponowne pogorszenie choroby i zgon (objawy przypominajq
posocznice lub uraz okotoporodowy). Choroba moze ujawniac sie takze
w pOZniejszych okresach zycia u heterozygot pfci Zeriskiej. Leczenie polega
na jak najszybszej eliminacji amoniaku z organizmu. Najefektywniejsza metoda
to hemodializa. Nalezy pamietac o ograniczeniu biatka w diecie przy zachowaniu
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wysokiej liczby kalorii w postaci stezonej glukozy i lipidow oraz suplementacji
niezbednych aminokwasow.

Lizynuryczna nietolerancja biatka jest to rzadka choroba metaboliczna,
dziedziczona autosomalnie recesywnie, spowodowana dysfunkcjq transportera
aminokwasow y+LAT-1, biatka transportowego aminokwasow dwuzasadowych
(lizyny, argininy i ornityny). Charakteryzuje sie ona nietolerancjgq pokarmu
bogatego w biatko z wtdrnym zaburzeniem cyklu mocznikowego.

Zespot niedoboru kreatyny - do grupy schorzen wynikajgcych z zaburzen
biosyntezy i transportu kreatyny zaliczane sq 3 jednostki chorobowe: deficyt
metylotrasferazy guanidynooctanu (GAMT), deficyt amidynotransferazy arginina
— glicyna (AGAT) oraz deficyt transportera kreatyny (CRTR). Wymienione
zaburzenia metaboliczne prowadzg do niedoboru kreatyny w modzgu.
Do objawdw zaburzen syntezy kreatyniny nalezq: niepetnosprawnosc
intelektualna w stopniu umiarkowanym Ilub znacznym, opdZnienie rozwoju
mowy, zaburzenia ze spektrum autyzmu oraz padaczka. W przypadku chordb
GAMT i AGAT stosuje sie suplementacje kreatyny, ktdra przynosi zwykle
zadowalajgce efekty. Wedtug pismiennictwa u pacjentow z CRTR rowniez
proponuje sie suplementacje kreatyng oraz aminokwasami: glicyng i argining,
stanowigcymi substrat do produkcji kreatyny, efekty leczenia jednak
nie sq satysfakcjonujgce. W chwili obecnej leczenie pacjentow z CRTR jest
ograniczone do leczenia objawowego.

Nalezy przy tym wskaza¢ na poprzednie pozytywne stanowiska Rady
Przejrzystosci w zakresie wskazan: deficyt transkarbamylazy ornitynowej (deficyt
OTC) oraz lizynuryczna nietolerancja biatka. Wskazanie ,zespot niedoboru
kreatyny” nie byto dotychczas oceniane.

Dowody naukowe

Nie odnaleziono nowych rekomendacji dla wskazan: deficyt OTC oraz
lizynuryczna nietolerancja biatka.

Wytyczne kliniczne uwzglednione w poprzednich stanowiskach Rady
Przejrzystosci wymieniajg suplementacje argining we wskazaniu deficyt
transkarbamylazy ornitynowej (BIMDG 2017B). W badaniu Imbard 2023
wskazano na skutecznos¢ argininy w ww. wskazaniu.

W przypadku wytycznych odnoszqgcych sie jedynie do lizynurycznej nietolerancji
biatka (BIMDG 2017B) wskazano na zastosowanie cytruliny. Nalezy jednak
zauwazyg, iz cytrulina jest prekursorem argininy i jest przeksztafcana w arginine
z wykorzystaniem jednej czqsteczki azotu. W wytycznych AWMF 2018
podkreslono, Zze nie ma badan pordwnujgcych ich skutecznosc, w zwigzku z czym
wybdr aminokwasu zalezy od dostepnosci i kosztow. Nie odnaleziono nowych
dowodow dla ww. wskazania. Uwzglednione we wczesniejszej ocenie badanie
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retrospektywne Simell 1975 potwierdza zasadnos¢ stosowania argininy
w ww. wskazaniu.

Nie odnaleziono Zadnych wytycznych dotyczgcych rekomendowanych sposobdow
leczenia pacjentow z zespotem niedoboru kreatyny. Na podstawie informacji
ze strony ,rarediseases.org”, ktorych nie mozna uznac¢ za wytyczne kliniczne,
arginina jest stosowana w terapii pacjentow z odmiang choroby CRTR. Natomiast
w dwdch pozostatych typach (GAMT i AGAT) stosuje sie jedynie suplementacje
karnityng. W przeglgdzie systematycznym Dunbar 2014 (w zakresie terapii CRTR)
wskazano, ze czes¢ pacjentow wykazuje podatnos¢ na leczenie - szczegdlnie
tagodniejsze przypadki z wystepujgcq resztkowqg kreatyng w mozgu, a zatem
z prawdopodobng resztkowq funkcjqg biatka (w schematach leczenia
uwzgledniano L-arginine).

Problem ekonomiczny

Wszystkie analizowane problemy zdrowotne stanowiq choroby ultra rzadkie,
w zwigzku z czym nie sq dostepne wiarygodne wspotczynniki epidemiologiczne
dla ich wystepowania w populacji polskiej. W 2024 r. w Polsce w ramach importu
docelowego sprowadzono tqcznie 195 opakowan Arginine 2000 AA Supplement,
dla 7 indywidualnych pacjentdw, za kwote 189 501 zt.

Glowne argumenty decyzji

e Pozytywne wczesniejsze stanowiska Rady Przejrzystosci, w przypadku
wskazan: deficyt transkarbamylazy ornitynowej (deficyt OTC) oraz
lizynuryczna nietolerancja biatka.

e Problemy zdrowotne objete wskazaniami to choroby ultra rzadkie.

e Dostepne wytyczne i badania wskazujg na zasadnos¢ podawania argininy
w ocenianych wskazaniach.

e Refundacja ssspz w ocenianych wskazaniach nie bedzie wigzata sie z istotnym
obcigzeniem dla 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 $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 na potrzeby oceny zasadnosci dalszego wydawania zgody na refundacje
nr: 0T.4211.9.2025 (Aneks do opracowania nr: 0T.4211.41.2021 oraz 0T.4311.20.2018) , Arginine 2000 AA
Supplement we wskazaniach: deficyt transkarbamylazy ornitynowej (deficyt OTC) lizynuryczna nietolerancja
biatka zespdt niedoboru kreatyny”, data ukorczenia: 03.06.2025 r.
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 115/2025 z dnia 7 lipca 2025 roku
o projekcie programu ,,Kompleksowa rehabilitacja dziecka
z niepetnosprawnoscia z terenu gminy Godow”

Rada Przejrzystosci negatywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Kompleksowa rehabilitacja dziecka z niepetnosprawnosciq z terenu gminy
Godow”.

Uzasadnienie

Przedmiotem oceny jest projekt programu polityki zdrowotnej zaplanowany
do realizacji przez gmine Godow: ,Kompleksowa rehabilitacja dziecka
Z niepetnosprawnosciq z terenu Gminy Godow”. Okres realizacji PPZ to lata
2025-2030.

Planowane koszty catkowite PPZ zostaty oszacowane na kwote 137 000 zt.
Program ma zostac sfinansowany ze srodkéow gminy Godow.

Celem gftownym programu jest ,zwiekszenie liczby dostepnych swiadczen
zdrowotnych z zakresu rehabilitacji i terapii dla dzieci i mfodziezy do 18 r.z.
wymagajqgcych rehabilitacji i terapii z terenu gminy Godow w latach 2025-2030".

Populacje docelowq stanowiq dzieci i mtodziez zamieszkata i zameldowana
na terenie gminy Godow, w przedziale wiekowym od 0 do 18 roku Zzycia
z deficytami rozwojowymi, w tym zaburzeniami rozwoju w zakresie osrodkowego
uktadu nerwowego i uktadu ruchu (ok. 100 osob). Nalezy przy tym wskazac,
ze w projekcie nie oszacowano populacji kwalifikujgcej sie do udziatu w PPZ.
Przedstawiono jedynie informacje w zakresie liczby 0sob, ktdre zostang wiqgczone
do programu. Wielkos¢ populacji zostata ustalona na podstawie danych
statystycznych okreslajgcych liczbe dzieci korzystajgcych ze swiadczen
rehabilitacyjnych w formie fizjoterapii ambulatoryjnej, poradni rehabilitacyjnej
i osrodka rehabilitacji dziennej.

W zakresie zaplanowanych interwencji projekt PPZ zaktada:
— indywidualne sesje terapeutyczne w ramach wczesnej interwencji:

o rehabilitacja lecznicza: kinezyterapia, fizykoterapia, hydroterapia, masaz
leczniczy,

o metody neurofizjologiczne: metoda NDT-Bobath, integracja sensoryczna,
terapia psychologiczna: sala doswiadczania swiata (snoezelen),
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o terapia logopedyczna i neurologopedyczna: metoda krakowska,
logorytmika,
terapia pedagogiczna,
terapia psychospoteczna, trening Umiejetnosci Spotecznych (TUS), metoda
ruchu rozwijajgcego wg. Weroniki Sherborne, metoda M. Ch. Knillow,
muzykoterapia, dogoterapia, sensoplastyka®,

o terapia zajeciowa,

— grupowe zajecia korekcyjne:
o rehabilitacja lecznicza: kinezyterapia.

W projekcie programu nie zostat jednak opisany konkretny wymiar swiadczen
przypadajgcy na jednego uczestnika. Nie wiadomo zatem, ile konkretnych
interwencji realizator zapewni kazdemu uczestnikowi.

Dokonujgc oceny projektu PPZ nalezy wskazaé, ze zgodnie z definicjq
WHO rehabilitacja jest kompleksowym postepowaniem w odniesieniu do osob
niepetnosprawnych fizycznie i psychicznie, ktore ma na celu przywrocenie petnej
lub mozliwej do osiggniecia sprawnosci fizycznej i psychicznej, zdolnosci do pracy
i zarobkowania oraz zdolnosci do brania czynnego udziatu w Zyciu spotecznym.
Nalezy wskazac, ze wszystkie zaplanowane przez wnioskodawce interwencje
fizykoterapeutyczne i kinezyterapeutyczne znajdujq sie w wykazie swiadczen
gwarantowanych z zakresu rehabilitacji leczniczej zgodnie z rozporzqgdzeniem
Ministra Zdrowia z dnia 6 listopada 2013 r. w sprawie Swiadczen
gwarantowanych z zakresu rehabilitacji leczniczej. Zatem Interwencje
przewidziane projektem PPZ w tym zakresie sq zgodne z aktualng wiedzg
medyczng. Przy czym nalezy zastrzec, ze czes¢ wskazanych interwencji
(np. muzykoterapia, dogoterapia, Terapia Integracji Sensorycznej) jest
niezalecana lub brakuje wystarczajgcej ilosci dowoddow popierajgcych
jej skutecznos¢ dla czesci uczestnikdow z niepetnosprawnosciami wskazanych
w projekcie. Nie jest zatem mozliwa kompleksowa ocena skutecznosci tych
interwencji, poniewaZz wnioskodawca nie wskazat, w jakich jednostkach
chorobowych bedg one stosowane (niepetnosprawnosc¢ jest zbyt szerokg
kategorig).

Autor projektu PPZ wskazat, ze realizator programu musi spetnia¢ warunki
lokalowe, sprzetowe i kadrowe wynikajgce z ww. aktu prawnego.

Eksperci sq zgodni, Ze istnieje zasadnos¢ finansowania Programow Polityki
Zdrowotnej z zakresu rehabilitacji niepetnosprawnych i zagrozonych
niepetnosprawnosciq dorostych oraz dzieci i mfodziezy. Warunki realizacji
PPZ powinny by¢ zgodne z wymogami zawartymi w rozporzqdzeniu Ministra
Zdrowia w sprawie swiadczen gwarantowanych z zakresu rehabilitacji leczniczej,
co przewidziano w projekcie.
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Zgodnie z tresciq projektu PPZ: ,Przedstawiony program polityki zdrowotnej
powstat w gfdwnej mierze w celu uzupetnienia swiadczern gwarantowanych,
finansowanych z budzetu Narodowego Funduszu Zdrowia. Swiadczenia
gwarantowane nie zaspakajajg w petni potrzeb rehabilitacyjnych
i terapeutycznych mtodych, niepetnosprawnych mieszkaricow gminy Godow”.
W tresci projektu PPZ wskazano, ze kwalifikowane do niego bedq mogty
byc ,0soby w wieku od 0 do 18 lat obcigzone deficytami rozwojowymi, przede
wszystkim  korzystajgce z limitowanych gwarantowanych sSwiadczen
zdrowotnych”.

Zgodnie z raportem AOTMIT na terenie gminy Goddow umowy z NFZ na realizacje
Swiadczen z zakresu rehabilitacji leczniczej nie posiada Zaden swiadczeniodawca.
Podobnie jest w przypadku umowy z NFZ na realizacje swiadczen z zakresu
rehabilitacji dzieci z zaburzeniami wieku rozwojowego w osrodku/oddziale
dziennym.

Nalezy takie zaznaczycé, ze ocenie AOTMIT podlegat rowniez inny projekt
programu gminy Godow. Projekt programu pn. , Program zdrowotny gminy
Godow na lata 2012 - 2016”, otrzymat opinie pozytywng warunkowo.
Nie otrzymano raportu koricowego z realizacji ww. programu. Whnioskodawca
w tresci projektu nie przedstawit takze wynikow realizacji poprzedniej edycji
programu.

Uwagi Rady:

e Projekt programu dotyczy stabo zdefiniowanego i bardzo rozlegtego problemu
zdrowotnego. Whnioskodawca nie okreslit jasno jednego problemu, tylko
przedstawit caty katalog problemow zdrowotnych.

e (Cel gtowny oraz cele szczegotowe zostaly sformutowane w sposob
nieprawidfowy.

e Mierniki efektywnosci zostaty sformutowane w sposob nieprawidtowy
lub nie spetniajg funkcji miernikow efektywnosci, co moze rowniez odbic sie
na ewaluacji programu.

e W zakresie populacji docelowej — nie oszacowano populacji kwalifikujgcej sie
do udziatu w PPZ.

e Projekt PPZ nie przewiduje rozwigzania majgcego na celu zabezpieczenie
ryzyka podwdjnego finansowania swiadczenn, wrecz z tresci projektu
PPZ wynika dopuszczenie do udziatu w programie o0sob korzystajgcych
ze swiadczen opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkow publicznych.

e W zakresie planowanych interwencji:

o Projekt PPZ nie przewiduje lekarskiej/fizjoterapeutycznej wizyty
kwalifikacyjne;.
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o Whnioskodawca przedstawit szeroki katalog interwencji, jednak projekt
programu nie okresla konkretnego wymiaru Swiadczen przypadajgcych
na jednego uczestnika.

o Przy czesci interwencji wnioskodawca nie doprecyzowat, w jakich
jednostkach chorobowych bedg stosowane poszczegdlne interwencje,
co jest istotne z uwagi na to, Ze czes¢ interwencji jest niezalecana
lub brakuje wystarczajgcej ilosci dowodow dla czesci uczestnikow
Z niepetnosprawnosciq.

o Z tresci programu wynika, Ze miatby on odnosi¢ sie rowniez do dziatan
edukacyjnych wzgledem rodzicow dzieci objetych programem, przy czym
brak jest przewidzianych w programie jakichkolwiek dziatar
interwencyjnych w tym zakresie, ta grupa nie zostata uwzgledniona
rowniez w kryteriach kwalifikacji, opisie populacji czy tez w opisie budzetu.

e W opisie etapow PPZ nie uwzgledniono akcji informacyjno-promocyjnej,

a sama akcja zostata opisana zdawkowo.

e Nie przedstawiono kosztow jednostkowych poszczegdlnych interwencji
zaplanowanych w PPZ. Nie przedstawiono kosztow odnoszgcych sie
do dziatan informacyjnych, monitorowania oraz ewaluacji.

e Whnioskodawca jedynie czesciowo zaplanowat ocene jakosci swiadczen.

e Projekt PPZ w swojej tresci wymienia szereg zatgcznikow, przy czym
do projektu programu nie zatqgczono zadnych zatqcznikow, co uniemozliwia
zapoznanie sie z ich tresciq oraz analize w kontekscie catosci programu.

e Brak informacji na temat realizacji poprzedniej edycji programu.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 48a ust. 8 pkt 3, w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 3 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146),
z uwzglednieniem raportu nr: 0T.431.47.2025 ,Kompleksowa rehabilitacja dziecka z niepetnosprawnoscig
z terenu Gminy Goddéw” realizowany przez: Gmine Godoéw, Warszawa, lipiec 2025 oraz Aneksami do raportéw
szczegbétowych: ,Programy z zakresu rehabilitacji niepetnosprawnych i zagrozonych niepetnosprawnoscig
dorostych oraz dzieci i mtodziezy — wspdlne podstawy oceny” z marca 2024 r., ,Wczesna diagnostyka i terapia
zaburzen ze spektrum autyzmu (ASD) - wspdlne podstawy oceny” z kwietnia 2017 r. oraz ,,Programy profilaktyki
i korekcji wad postawy u dzieci — wspdlne podstawy oceny” z marca 2018 r.
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 116/2025 z dnia 7 lipca 2025 roku
o projekcie programu ,,Program polityki zdrowotnej w zakresie
profilaktyki zaburzen depresyjnych u dzieci i mtodziezy
z wojewodztwa mazowieckiego”

Rada Przejrzystosci pozytywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Program polityki zdrowotnej w zakresie profilaktyki zaburzen depresyjnych
udzieci i mtfodziezy z wojewoddztwa mazowieckiego”, pod warunkiem
uwzglednienia uwag Rady.

Uzasadnienie

Przedmiotem oceny jest projekt PPZ zaplanowany do realizacji przez
wojewodztwo mazowieckie. Zaktada zwiekszenie o minimum 0,2% liczby
identyfikowania zaburzen depresyjnych wsrdod dzieci i mfodziezy w wiek
od 7 do 21 roku Zycia mieszkajgcych w wojewddztwie mazowieckim w latach
2025-2027.

Populacje stanowiq:

e |grupa—dziecii mtodziez w wieku od 7 do 21 r. zycia (u okoto 735 uczestnikow
z | grupy docelowej przeprowadzone badanie przesiewowe w kierunku
depresji, konsultacje ze specjalistq oraz edukacja zdrowotna oraz
ok. 819 uczestnikow z | grupy docelowej (bez wczesniejszej diagnozy)
skorzysta z konsultacji ze specjalistqg, 25 sesji terapeutycznych oraz spotkania
podsumowujgcego terapie)

e |/ grupa — rodzice i opiekunowie prawni uczestnikow z | grupy (82 grupy
wsparcia, edukacja zdrowotna dla rodzicow/opiekundw prawnych
uczestnikow ok. 958 uczestnikow z Il grupy)

e |l grupa — kadra pedagogiczna korzystajgca ze szkolen (ok. 2858 0sob
w zakresie szkoler)

Interwencja obejmuje:

e badanie przesiewowe w kierunku wykrycia depresji,
e konsultacje ze specjalistq,

e sesje terapeutyczne,

e edukacja zdrowotna uczestnikdw,
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e konsultacja lekarska (opcjonalnie),
e grupy wsparcia dla rodzicow/opiekunow prawnych uczestnikow,
e dziafania szkoleniowe dla kadry pedagogiczne;.

Zgodnie z Mapami Potrzeb Zdrowotnych na lata 2022-2026 wystqpit bardzo
ograniczony dostep do swiadczern z zakresu opieki psychiatrycznej dzieci
i mtodziezy.

Rekomendacje dotyczq realizacji badan przesiewowych w kierunku zaburzen
lekowych.

Opinie eksperckie zwracajq uwage na potrzebe kompleksowego oddziatywania
w profilaktyce leczenia depresji.

Budzet programu — koszt catkowity: 3 000 000 zt w roku 2025, 3 000 000 zt w roku
2026 oraz 3000 000 w roku 2027. Zrédto finansowania — budzet
woj. mazowieckiego.

Podobny PPZ woj. mazowieckiego byt opiniowany i uzyskat pozytywnqg
(z uwagami) opinie Prezesa Agencji nr 18/2022.

Nadal budzq zastrzezenia:

e sformufowanie celu gtownego,

e sformufowanie celu szczegotowego nr 1,

e jeden ze wskaznikow odnoszqcych sie do poszczegdlnych grup docelowych
zostat uzyty nieprawidtowo.

Uwagi Rady:
e (el gtowny nie odnosi sie do efektu zdrowotnego;

e Cel szczegdfowy nr 1 jest nieprawidtowo sformutowany - zawiera dziatanie
i brak uzasadnienia dla wartosci docelowej;

e W celu nr 2 brak uzasadnienia dla wartosci docelowej;

e Nie przedstawiono  wzorow  pre- i  post- testow  wiedzy
dla rodzicow/opiekundw oraz kadry pedagogicznej;

o W tescie wiedzy dla dzieci i mtodziezy wskazano wzrost wiedzy o 1 punkt,
a to nie swiadczy o wysokim poziomie wiedzy;

o Wskaznik nr 1 i nr 2 nie spetniajq funkcji miernika efektywnosci, mogg
natomiast zostac wykorzystane przy monitorowaniu;

e Whnioskodawca wskazuje rdzne nurty terapeutyczne, ktore rozniq sie

zatozeniami i czasem trwania. Jednoczesnie zaplanowano statq liczbe 25 sesji,
co wydaje sie nieprecyzyjne;

e W monitorowaniu jeden ze wskaznikow odnosi sie bardziej do oceny
efektywnosci.
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e Wskazane jest obnizenie kosztow i wskazanie personelu realizujgcego

kwalifikacje do programu oraz badania przesiewowe.

o Wskazane jest zdefiniowanie kwalifikacji do programu.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 48a ust. 8 pkt 3, w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 3 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146),
z uwzglednieniem raportu nr: 0T.431.48.2025 ,,Program polityki zdrowotnej w zakresie profilaktyki zaburzen
depresyjnych u dzieci i miodziezy z wojewddztwa mazowieckiego” realizowany przez: Wojewddztwo

Mazowieckie, Warszawa, lipiec 2025 oraz Aneksu do raportéw szczegétowych: ,Programy zdrowotne z zakresu
zdrowia psychicznego — wspdlne podstawy oceny”, luty 2015 r.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 117/2025 z dnia 7 lipca 2025 roku
o projekcie programu ,,Regionalny Program Zdrowotny w zakresie
rozszerzenia dostepnosci nowoczesnych instrumentalnych metod
diagnostyki i rehabilitacji dzieci z mézgowym porazeniem dzieciecym
na terenie wojewddztwa mazowieckiego”

Rada Przejrzystosci negatywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
»Regionalny Program Zdrowotny w zakresie rozszerzenia dostepnosci
nowoczesnych instrumentalnych metod diagnostyki i rehabilitacji dzieci
Z moézgowym porazeniem dzieciecym na terenie wojewddztwa mazowieckiego”.

Uzasadnienie

Przedmiotem oceny jest projekt programu polityki zdrowotnej w zakresie
rehabilitacji za pomocq zrobotyzowanych urzgdzern rehabilitacji chodu. Populacje
docelowq stanowiq: grupa | — dzieci i mfodziez w wieku od 5 do 18 r.z.
Z rozpoznanym mozgowym porazeniem dzieciecym (od 528 do 3 696 osob —
w zaleznosci od liczby cykli terapeutycznych, z ktorych skorzystajq uczestnicy)
oraz grupa Il — rodzice/opiekunowie faktyczni uczestnikow z | grupy
(ok. 528 0sob). Program zostat zaplanowany na lata 2026-2029. Koszt catkowity
programu oszacowano na 28 603 941 zt. Projekt programu ma zostac
dofinasowany ze srodkow UE w ramach programu Fundusze Europejskie
dla Mazowsza 2021-2027, wktad krajowy (dofinansowanie ze srodku BudzZetu
Paristwa oraz wktad wtasny beneficjentow).

Projekt programu dotyczy problemu zdrowotnego, jakim jest modzgowe
porazenie dzieciece (MPD). W opisie problemu zdrowotnego w sposob zwiezty
przedstawiono m.in. definicie mdzgowego porazenia dzieciecego oraz
wymieniono jego rodzaje. Odniesiono sie takze do skutkow oraz ograniczen
zwigzanych z wystepowaniem MPD, zarowno dla o0sob chorych,
jakiich opiekundw. Oceniany projekt zawiera stosowne referencje
bibliograficzne oraz wykaz pismiennictwa, na podstawie ktorych przygotowana
zostata tresc¢ problemu zdrowotnego.

W projekcie programu przedstawiono takze opis sytuacji epidemiologicznej
korespondujgcej z wybranym problemem zdrowotnym. Whnioskodawca odniost
sie do danych swiatowych, ogdlnopolskich oraz regionalnych. Podkreslono
m.in. ze ,w Polsce nie jest prowadzony krajowy rejestr MPD, ale dane

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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epidemiologiczne sq zblizone do innych krajow Europy. Czestos¢ wystepowania
MPD w Polsce wynosi 2-3 przypadki na 1000 zywo urodzonych dzieci”.

W ramach interwencji w etapie | przewidziano kwalifikacje do programu,
badanie poczgtkowe i opracowanie indywidualnego planu terapii
(z wykorzystaniem nastepujgcych testow/pomiardw: obligatoryjnie: Time
Up&Go Test (TUG), 10 m testu chodu (TMWT), 6-minutowego testu chodu
(6MWT), skali Gross Motor Function Measure w czesci D (stanie) i E (chodzenie,
bieganie i skakanie) (GMFM: D,E), oceny funkcjonalnej Functional Mobility Scale
(FMS 5/50/500), oceny wynikéw rehabilitacji przy zastosowaniu skali Oceny
Osiggania Celow (GAS) oraz Trojwymiarowej, Instrumentalnej Diagnostyki
Funkcji Chodu (TIDFCh); fakultatywnie: skali Pediatric Evaluation of Disability
Inventor (PEDI) w czesci: Umiejetnosci funkcjonalne — dziedzina Mobilnosé,
testow wykonywanych przy pomocy zrobotyzowanych urzqgdzen do rehabilitacji),
cykl  terapeutyczny przy  zastosowaniu  zrobotyzowanych  systemow
do rehabilitacji chodu (10 sesji po ok. 60 minut; maks. 2 razy w ciggu roku, tgcznie
7 razy w trakcie trwania programu), badanie koricowe (z wykorzystaniem
testow/pomiarow wykonywanych w ramach badania poczgtkowego).

W ramach etapu 2 przewidziano edukacje zdrowotng dla rodzicow/opiekundéw
faktycznych (spotkania trwajgce co najmniej 45 min. w formie indywidualnej
bgdz grupowej z mozliwosciq wykorzystania narzedzi teleinformatycznych;
mozliwos¢ skorzystania maks. 1 raz w trakcie uczestnictwa dziecka w PPZ —
niezaleznie od liczby cykli terapeutycznych), indywidualne wsparcie
psychologiczne dla rodzicow/opiekunow faktycznych (maks. 2 spotkania
po 60 min. w trakcie uczestnictwa dziecka w PPZ — niezaleznie od liczby cykli
terapeutycznych; dla obojga rodzicow/opiekunéw; mozliwos¢ realizacji
konsultacji z wykorzystaniem narzedzi teleinformatycznych).

W tresci projektu wnioskodawca odniost sie rowniez do danych z zakresu
rehabilitacji, pochodzqcych z Map potrzeb zdrowotnych (MPZ) na lata
2022-2026, dostepnych w Bazie Analiz Systemowych i Wdrozeniowych (BASiW).
Wskazano, ze ,,z analiz BASIW za 2023 r. wynika, ze rozpoznanie G80-G83 jest
w grupie 10 najczestszych chorob z powodu ktdrych udziela sie swiadczen
rehabilitacji medycznej. W grupie wiekowej 0-17 odsetek pacjentow
z tym rozpoznaniem w skali kraju wynosit 3,6% (13 313 osob). Podobnie jest
w wojewddztwie mazowieckim — wsrod wszystkich korzystajgcych ze swiadczen
rehabilitacji udziat pacjentow z MPD wynosit 3,1% (2 098 0s6b). 100% pacjentom
z grupy wiekowej 0-17 udzielano swiadczen z zakresu rehabilitacji neurologicznej
z powodu MPD”,

W projekcie przedstawiono oszacowania w zakresie liczebnosci populacji
kwalifikujgcej sie do udziatu w programie. Wnioskodawca powotujqc sie na dane
BASIW wskazat, Ze w wojewddztwie mazowieckim w 2023 r. liczebnos¢ populacji
dzieci i mtodziezy w wieku 5-18 wynosita 851 844 osoby. Nalezy wskazac,
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ze szacunki te sq zblizone do danych Gtéwnego Urzedu Statystycznego. Dalej
wskazano, Ze ,zaktadajgc czestos¢ MPD na poziomie 2,5 na 1 000 mozna
oszacowacé, e na Mazowszu bedzie okofto 2 129 dzieci i mftodziezy
z tym rozpoznaniem. Szacuje sie, Ze okoto 90% tej grupy bedzie spetniac kryteria
wejscia do programu”.

Whnioskodawca przedstawit rowniez informacje w zakresie liczebnosci populacji,
ktora bedzie mogta wzig¢ udziat w programie dla obu grup docelowych, przy
uwzglednieniu budzetu PPZ w wysokosci 28 603 941 zt. W odniesieniu do grupy |,
w ramach szacunkow przyjeto nastepujgce zatozenia: ,jeden cykl terapeutyczny
sktada sie z 10 sesji terapeutycznych”, , jednostkowy bezposredni koszt jednego
cyklu terapeutycznego wynosi 6 080 zt a koszty posrednie wynoszq 25%” oraz
,kazda osoba skorzysta przynajmniej raz ze wsparcia oferowanego w ramach
programu (1 cykl terapeutyczny) Ilub wykorzysta maksymalne wsparcie
(dozwolone uczestnictwo 2 razy w roku, maksymalnie 7 razy w ciggu trwania
programu)”. Zaktadajgc powyzsze, wnioskodawca oszacowat, ze w ramach
programu bedzie mozna wykonac okofo 3 696 petnych cykli terapeutycznych.
Wskazano, ze w trakcie trwania programu mozliwe bedzie uczestnictwo
od ok. 528 do maksymalnie 3 696 o0sob (w zaleznosci od liczby cykli
terapeutycznych, z ktdrych skorzysta uczestnik). Natomiast w odniesieniu do Il
grupy docelowej zatozono, ze: ,z edukacji zdrowotnej dla rodzicow/opiekundéw
faktycznych uczestnikow skorzysta ok. 528 uczestnikow z Il grupy (koszt 240 zt
za 60 min na 1 osobe)”, ,przeprowadzonych zostanie 1 056 konsultacji w zakresie
wsparcia psychologicznego (koszt: 480 zt za 2 spotkania po 60 min
dla rodzica/opiekuna faktycznego uczestnika z | grupy)” oraz ,,koszty posrednie
wynoszq 25%”. Dalej wskazano, Ze biorgc pod uwage powyzsze szacunki oraz
zaplanowany budzet programu, w trakcie jego trwania mozna przeprowadzic
interwencje dla okotfo 1 056 0s6b (przy skorzystaniu z maksymalnego wsparcia),
wtym dla 528 0s6b z | grupy docelowej oraz 528 opiekundw faktycznych z Il grupy
docelowej. Warto zwroci¢ uwage, ze waqtpliwosci budzi zafoZzona przez
whnioskodawce wysokos¢ kosztow posrednich, ktdre zgodnie z obliczeniami
analityka Agencji powinny wynosi¢ 10%, a nie jak wskazano w projekcie 25%.
Nie jest do korica jasne, jak wpftynie to na szacunki w zakresie liczebnosci
populacji docelowej.

Whnioskodawca w ramach budzetu przedstawit koszty jednostkowe oraz
catkowite koszty realizacji programu. W ramach kosztow jednostkowych
wskazano: 6 080 zt/os. — maksymalny bezposredni koszt udziatu w programie
jednego uczestnika z | grupy docelowej, w tym: 190 zt — kwalifikacja uczestnika
do programu, 885 zt — badanie poczgtkowe, 320 zt — opracowanie
indywidualnych celow terapii/planéw opieki i zaplanowanie cyklu
terapeutycznego, 380 zt — 1 sesja terapeutyczna przy uzyciu zrobotyzowanej
ortezy do rehabilitacji ruchu (3 800 zt — cykl 10 sesji) oraz 885 zt — badanie
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koricowe; 720 zt/os. — maksymalny koszt bezposredni udziatu w programie
uczestnika z Il grupy docelowej, w tym: 240 zt/os. — koszt prowadzenia edukacji
zdrowotnej wraz z pre-testem i post-testem dla rodzicow/opiekunow faktycznych
uczestnikow (koszt przypadajgcy na 1 spotkanie 60 min) oraz 240 zt/spotkanie —
koszt wsparcia psychologicznego dla rodzicow/opiekunow  faktycznych
uczestnikow (2 spotkania — 480 zt). Ponadto wskazano, ze , beneficjent moze
zapewni¢ mozliwos¢ dowozZzenia uczestnikow z | grupy do miejsca realizacji
Swiadczen oraz ich powrdt do miejsca zamieszkania (tj. na badanie poczgtkowe
i opracowanie indywidualnych plandw terapii, przeprowadzenie cyklow
terapeutycznych przy zastosowaniu zrobotyzowanych systemow do rehabilitacji
chodu, i na badanie koricowe)”. Zaznaczono, ze koszt transportu bedzie mogt
stanowic 10% catej wartosci projektu zgtoszonego w naborze.

W projekcie odniesiono sie do sposobu oszacowania ww. kosztow
jednostkowych. Wskazano, ze ,podane koszty wynikajq z analizy dokonanej
w | kwartale 2025 r. na podstawie kosztow dotychczas realizowanych
programow polityki zdrowotnej obejmujqcych katalog swiadczen RPZ” oraz
ze sq to koszty maksymalne, jakie wnioskodawcy bedq mogli przedstawic
w swoich wnioskach w ramach naboru. Podkreslono rowniez, ze ,swiadczenia
zrealizowane w ramach programu i wykazane w sprawozdaniach przez
poszczegodlnych beneficjentow nie mogq jednoczesnie byc sfinansowane z innych
srodkow publicznych (w tym NFZ)”.

Nalezy wskazac, ze zgodnie z informacjami odnalezionymi przez analityka
na stronach internetowych przychodni rehabilitacyjnych dziatajgcych w sektorze
prywatnym, oferujgcych terapie z zastosowaniem zrobotyzowanych urzgdzen
chodu, ceny treningu na urzqdzeniu Lokomat (55-60 minut) oscylujq w graniach
200-350 zt.

Nalezy zauwazyé, ze w przedstawionych przez wnioskodawce kosztach
jednostkowych nie uwzgledniono kosztow przeprowadzenia akcji informacyjno-
promocyjnej czy kosztow monitorowania i ewaluacji programu. Wskazano
jedynie, ze koszty monitorowania i ewaluacji zaliczone zostang do kosztow
posrednich, natomiast w innej czesci, ze ,koszty posrednie bedq kazdorazowo
ustalane dla kazdej umowy z beneficientem”. Zgodnie z definicjg, zawartq
w Wytycznych dotyczqcych kwalifikowalnosci wydatkow na lata 2021-2027,
koszty posrednie projektu, sq to ,,koszty niezbedne do realizacji projektu, ktorych
nie mozna bezposrednio przypisa¢ do gtdwnego celu projektu, w szczegdlnosci
koszty administracyjne zwigzane z obstugq projektu, ktora nie wymaga
podejmowania merytorycznych dziatarn zmierzajgcych do osiggniecia celu
projektu” i mozna zaliczy¢ do nich m.in. koszty dziatann informacyjno-
promocyjnych projektu. W wytycznych wskazano rowniez, ze koszty posrednie
projektu EFS+ sq rozliczane wytgcznie z wykorzystaniem nastepujqcych stawek
ryczaftowych:
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25% kosztow bezposrednich — w przypadku projektow o wartosci kosztow
bezposrednich do 830 tys. PLN wtqgcznie,

20% kosztow bezposrednich — w przypadku projektow o wartosci kosztow
bezposrednich powyzej 830 tys. PLN do 1 740 tys. PLN wiqcznie,

15% kosztow bezposrednich — w przypadku projektow o wartosci kosztow
bezposrednich powyzej 1 740 tys. PLN do 4 550 tys. PLN wtgcznie,

10% kosztow bezposrednich — w przypadku projektow o wartosci kosztow
bezposrednich przekraczajgcej 4 550 tys. PLN.

Whnioskodawca nie wskazat sumarycznych kosztow bezposrednich realizacji PPZ.
Natomiast zgodnie z szacunkami analityka, biorgc pod uwage wskazang
w projekcie maksymalngq liczbe uczestnikow z grupy | (3 696 osob) oraz z grupy Il
(528 o0sob) oraz wskazane powyzej maksymalne jednostkowe koszty
bezposrednie dla kazdej z tych grup (odpowiednio 6 080 zt oraz 720 zt), koszty
bezposrednie realizacji programu wynoszqg 22 851 840 zt. Majgc na uwadze
stawki ryczattowe wskazane w ww. wytycznych, koszty posrednie w przypadku
przedmiotowego projektu powinny wynosi¢ 10% kosztow bezposrednich
(zgodnie z obliczeniami analityka — 2 285 184 zt). Nalezy zwrdci¢ uwage,
ze wnioskodawca wskazat, ze koszty posrednie wynoszq 25%, co nie jest zgodne
z ww. obliczeniami.

W projekcie nie przedstawiono kosztow programu w podziale na poszczegolne
lata realizacji. Catkowity budzet programu oszacowano na 28 603 941 zt. Nalezy
zaznaczyc, ze w tresci projektu nie przedstawiono informacji w zakresie sposobu
oszacowania planowanych kosztow catkowitych PPZ. Podkreslono natomiast,
ze ,ww. kwoty sq kwotami szacunkowymi, doktadny budzet programu zostanie
wskazany w ogfoszeniu o naborze” oraz ze ,budzet programu moze zostac
zwiekszony lub zmniejszony”. Biorgc pod uwage ww. niescistosci w zakresie
oszacowania kosztow posrednich, catkowity koszt realizacji programu wymaga
weryfikacji.

Program ma zostac dofinansowany ze srodkéw UE w ramach programu Fundusze
Europejskie dla Mazowsza 2021-2027 oraz z wktadu krajowego (dofinansowanie
ze srodku Budzetu Panistwa oraz wkfad wtasny beneficjentow). W projekcie
wskazano réowniez, ze ,warunki i wysokosc¢ dofinansowania bedzie okreslata
umowa zawarta z beneficjatami programu”.

Gtowne argumenty decyzji:

e Budzet projektu jest obarczony duzg niepewnosciq i ryzykiem przeszacowania
kosztow,

e Koszty posrednie zostaty przeszacowane wzgledem zadeklarowanych kosztow
bezposrednich.
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Uwagi Rady:

Cele i mierniki:

e Cel szczegétowy nr 4 (dot. poziomu wiedzy) nie jest do korica spdjny
z przypisanym do niego miernikiem efektywnosci.

e Przedstawione uzasadnienie wartosci docelowych budzi wqgtpliwosci.

Populacja i interwencja:

e Szacunki w zakresie liczebnosci populacji docelowej budzg waqtpliwosci
(przyjeto w nich zatoZenie, ze koszty posrednie wynosic¢ bedq 25%, natomiast
zgodnie z obliczeniami analityka powinny wynosi¢ 10% — nie jest do korica
jasne, jak wptynie to na szacunki w zakresie liczebnosci populacji docelowej).

e FEdukacja zdrowotna — do projektu nie dotgczono wzoru pre-i post testu
oceniajgcego poziom wiedzy uczestnikow dziatan edukacyjnych.

e Wsparcie psychologiczne — w projekcie wystepuje  niespdjnosc
w zakresie mozliwego uczestnictwa w interwencji dzieci i mtodziezy.

Monitorowanie i ewaluacja:

e Ocena zgtaszalnosci do programu nie uwzglednia pomiaru liczby o0sob
zgtaszajqcych sie i zakwalifikowanych do programu z Il grupy docelowej,
uczestniczgcej w dziataniach edukacyjnych.

Bud:zet:

e Nie wyodrebniono kosztéow monitorowania i ewaluacji oraz akcji
informacyjno-promocyjnej.

e Sposob oszacowania kosztow catkowitych nie jest jasny.

e Nie przedstawiono kosztow w podziale na poszczegdlne lata realizacji PPZ.

e Nie przedstawiono sumarycznych kosztow bezposrednich, natomiast
wysokos¢ kosztow posrednich wskazanych w projekcie (25%) budzi
waqtpliwosci.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 48a ust. 8 pkt 3, w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 3 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146),
z uwzglednieniem raportu nr: 0T.431.50.2025 ,Regionalny Program Zdrowotny w zakresie rozszerzenia
dostepnosci nowoczesnych instrumentalnych metod diagnostyki i rehabilitacji dzieci z mdézgowym porazeniem
dzieciecym na terenie wojewddztwa mazowieckiego” realizowany przez: Wojewddztwo Mazowieckie,
Warszawa, lipiec 2025 oraz Aneksem do raportow szczegétowych: ,Programy z zakresu rehabilitacji
niepetnosprawnych i zagrozonych niepetnosprawnoscig dorostych oraz dzieci i mtodziezy — wspdlne podstawy
oceny” z marca 2024 r. oraz Raportem nr OT.431.24.2023 dot. programu polityki zdrowotnej pn. ,,Rozszerzenie
dostepnosci robotycznie wspomaganej diagnostyki funkcjonalnej i rehabilitacji dzieci i mtodych dorostych
z mézgowym porazeniem dzieciecym i innymi zespotami porazennymi na terenie Wojewddztwa
Wielkopolskiego”.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 118/2025 z dnia 7 lipca 2025 roku
w sprawie objecia refundacjg lekow zawierajgcych substancje czynng
etanerceptum w zakresie wskazan do stosowania lub dawkowania,
lub sposobu podawania odmiennych niz okreslone w Charakterystyce
Produktu Leczniczego, tj. leczenie obwodowej postaci SpA

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadng kontynuacje refundacji lekow
zawierajgcych  substancje  czynng  etanerceptum  we  wskazaniach
pozarejestracyjnych, tj. leczenie obwodowej postaci SpA w ramach programu
lekowego B.82.

Uzasadnienie

U pacjentow z obwodowymi manifestacjami chorob z grupy spondyloartropatii,
opornymi na terapie nie-biologicznymi DMARD zaleca sie biologiczne DMARD.
Zgodnie z obowiqzujgcymi wytycznymi EULAR i wielu narodowych towarzystw
naukowych, w terapii biologicznymi DMARD w przebiegu SpA preferowany jest
jeden z inhibitorow TNF alfa (w tym etanercept).

Od czasu poprzedniej opinii Rady Przejrzystosci nr 122/2022 z dnia 8 sierpnia
2022 roku w przedmiotowej sprawie, nie pojawity sie zadne nowe dowody
naukowe ani wytyczne fachowe mogqce wptynqc na stanowisko Rady.

Tym samym Rada uznaje za uzasadnione utrzymanie refundacji lekow
zawierajgcych substancje czynng etanercept we wskazaniu pozarejestracyjnym:
leczenie obwodowej postaci SpA w ramach programu lekowego B.82.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 40 ustawy o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 930 z pdin. zm.),
w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 5 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze $rodkdéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146).
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