Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
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Protokét z posiedzenia
Rady Przejrzystosci 50/2025
w dniu 24 listopada 2025 roku
w formie wideokonferencji

Tomasz Pasierski otworzyt posiedzenie o godzinie 10:00.

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

7 0séb):

1. Artur Bachta

2. Robert Bryzek

3. Anna Czerniecka-Kubicka
4. Katarzyna Galas

5. Maciej Karaszewski

6. Elzbieta Lanc

7. Ewa Obuchowicz

8. Tomasz Pasierski

9. Jacek Rubik

10. Matgorzata Sznitowska

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 zakwalifikowania $wiadczenia ,,84.5021
Podanie autogenicznego 0socza bogatoptytkowego lub fibryny
bogatoptytkowej” jako swiadczenia gwarantowanego.

3. Przygotowanie stanowiska w sprawie zakwalifikowania $wiadczenia ,,Oznaczenie
przeciwciat przeciwko transglutaminazie tkankowej w klasie IgA jako wstepne
badanie przesiewowe (U 0s6b z normalnym stezeniem catkowitego IgA), oraz
przeciwciat przeciwko fransglutaminazie tkankowej w klasie 1IgG jako drugqg linie
diagnostyczng (U oséb z niskim stezeniem catkowitego IgA)” jako Swiadczenia
gwarantowanego.

4. Przygotowanie stanowiska w sprawie zbadania zasadnosci wydawania zgdd
na refundacje Srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego
Renastep we wskazaniu: przewlekta niewydolno$¢ nerek u pacjentéw
pediatrycznych do 7 roku zycia.

5. Przygotowanie stanowiska w sprawie zbadania zasadnosci wydawania zgdd
na refundacje produktu leczniczego Arginine Veyron we wskazaniach:

* deficyt karbamoilotransferazy ornitynowej (OTC),
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Protokdt z posiedzenia Rady Przejrzystosci nr 50/2025 w dniu 24.11.2025 r.

» deficyt syntetazy karbamoilofosforanowej | (CPS 1),

e argininobursztynuria,

e cytrulinemia typu |,

* lizynuryczna nietolerancja biatka,

padaczka (drgawki) pirydoksynozalezna.

6. Przygotowanie opini o projekcie programu polityki zdrowotnej jednostki
samorzqgdu terytorialnego ,,Program wczesnego wykrywania wad wzroku u dzieci
5-letnich, mieszkancow Bielska-Biatej, na lata 2026-2028".

7. Przygotowanie opini o projekcie programu polityki zdrowotnej jednostki
samorzqgdu terytorialnego ,,Rozszerzenie dostepu do Swiadczen zdrowotnych
z zakresu urologii dla mieszkanek Wroctawia pn. specjalisci o nietrzymaniu moczu™”.

8. Zakonczenie posiedzenia.

Ad 1. Zaden z cztonkéw Rady nie zadeklarowat konfliktu intereséw.
Rada jednogtosnie (10 gtosow ,,za”) zaakceptowata proponowany porzgdek obrad.

Ad 2. Andlityk Agencji omdéwit raport dot. podania autogenicznego osocza
bogatoptytkowego lub fibryny bogatoptytkowe;.

We wstepnej dyskusji Rady uczestniczyli: Maciej Karaszewski, Artur Bachta,
Tomasz Pasierski, Ewa Obuchowicz, Matgorzata Sznitowska i Jacek Rubik.

Projekt stanowiska Rady przygotowali Artur Bachta i Maciej Karaszewski.

W dalszej dyskusji Rady i doprecyzowaniu tresci uchwaty udziat wzieli: Tomasz Pasierski,
Matgorzata Sznitowska, Maciej Karaszewski i Artur Bachta.

Prowadzgcy zarzgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada 7 gtosami ,za”,
przy 3 gtosach ,przeciw” (10 oséb obecnych) uchwalita negatywne stanowisko
(zatgcznik nr 1 do protokotu).

Ad 3. Analityk Agencji zaprezentowat najwazniejsze informacje z raportu w sprawie
oznaczenia przeciwciat przeciwko transglutaminazie tkankowej w klasie IgA oraz IgG.

Projekt stanowiska Rady przygotowaty Ewa Obuchowicz i Matgorzata Sznitowska.

Gtos w dyskusji Rady i doprecyzowaniu treSci uchwaty zabrali;: Tomasz Pasierski,
Ewa Obuchowicz, Matgorzata Sznitowska, Maciej Karaszewski i Jacek Rubik.

Prowadzqgcy zarzgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 gtosow
»Za") uchwalita pozytywne stanowisko (zatgcznik nr 2 do protokotu).

Ad 4. Analityk Agenciji przedstawit najwazniejsze informacje dot. srodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego Renastep.

Projekt stanowiska Rady przedstawit Jacek Rubik.
W dyskusji Rady udziat wzieli Tomasz Pasierski i Jacek Rubik.

Prowadzqgcy zarzgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 gtosow
,Za") uchwalita pozytywne stanowisko (zatgcznik nr 3 do protokotu).



Protokdt z posiedzenia Rady Przejrzystosci nr 50/2025 w dniu 24.11.2025 r.

Ad 5. Analityk Agencji zaprezentowat najwazniejsze dane z raportu dot. produkiu
leczniczego Arginine Veyron.

Projekt stanowiska Rady przedstawita Anna Czerniecka-Kubicka, a gtos w dyskusji
Rady zabrali: Tomasz Pasierski, Anna Czerniecka-Kubicka i Maciej Karaszewski.

Prowadzqgcy zarzqgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 gtoséw
,Za") uchwalita pozytywne stanowisko (zatgcznik nr 4 do protokotu).

Ad 6. Analityk Agencji omowit program polityki zdrowotnej dot. wad wzroku.
Projekt opinii Rady przedstawita Elzbieta Lanc.

W zwigzku z brakiem gtosow w dyskusji, Prowadzgcy zarzgdzit gtosowanie, w wyniku
ktérego Rada jednogtosnie (10 gtosdw ,,za”) uchwalita pozytywnqg opinie (zatgcznik
nr 5 do protokotu).

Ad 7. Analityk Agencji omowit program polityki zdrowotnej dot. rozszerzenia dostepu
do Swiadczen zdrowotnych z zakresu urologii.

Gtos zabrat Maciej Karaszewski, a projekt opinii Rady przedstawit Robert Bryzek.

Prowadzqgcy zarzgdzit gtosowanie, w wyniku ktérego Rada jednogtosnie (10 gtosow
,Za") uchwalita pozytywnq opinie (zatgcznik nr 6 do protokotu).

Ad 8. Prowadzqcy zakonczyt posiedzenie o godzinie 12:58.



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 169/2025 z dnia 24 listopada 2025 roku
w sprawie zasadnosci kwalifikacji Swiadczenia opieki zdrowotnej
,Podanie autogenicznego osocza bogatoptytkowego lub fibryny
bogatoptytkowej” jako swiadczenia gwarantowanego

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne zakwalifikowanie swiadczenia opieki
zdrowotnej ,Podanie autogenicznego osocza bogatoptytkowego Ilub fibryny
bogatoptytkowej” jako swiadczenia gwarantowanego.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Opinia dotyczy aktualizacji rekomendacji Prezesa AOTMIT nr 50/2022 z dnia
31 maja 2022 r. w sprawie kwalifikacji swiadczenia pn. 84.5021 ,Podanie
autogenicznego osocza bogatoptytkowego lub fibryny bogatoptytkowej” jako
Swiadczenia gwarantowanego.

Przedmiotowe wskazania obejmujq:

1.
2.

Zapalenie kosci i szpiku (rozpoznanie wg. ICD-10: M86.4, M86.6).

Nowotwdr nieztosliwy kosci i chrzgstki stawowej (rozpoznanie wg. ICD-10:
D16.4, D16.5).

Torbiele okolicy jamy ustnej, niesklasyfikowane gdzie indziej (rozpoznanie
wg. ICD-10: K09.0, K09.1, K09.2, K09.9).

Choroby miazgi i tkanek okotowierzchotkowych (rozpoznanie wg. ICD-10:
K04.5, K04.8,).

Inne choroby dzigset i bezzebnego wyrostka zebodofowego (rozpoznanie
wg. ICD-10: K06.9).

Inne zaburzenia zebdw i struktur podtrzymujqcych (rozpoznanie wg. ICD-10:
K08.1, K08.2, K08.8, K08.9).

OdmrozZenie z martwicq tkanki (rozpoznanie wg. ICD-10: T34.0, T34.1).

8. Wybrane wskazania z zakresu ortopedii (rozpoznanie wg. ICD-10: M54,
M70.8, T92.8, T93.8).
Dowody naukowe
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 169/2025 z dnia 24.11.2025 r.

Autologiczne preparaty krwiopochodne, takie jak autogeniczne osocze
bogatoptytkowe (PRP) i fibryna bogatoptytkowa (PRF) stanowiq bogate Zrodto
fizjologicznie aktywowanych osoczowych i ptytkowych czynnikdw wzrostu, ktore
wspierajq procesy naprawcze i regeneracyjne tkanek.

Nalezy jednak zwrdci¢ uwage, Ze brak jest jednolitych i powszechnie przyjetych
standarddw postepowania, przygotowania i podania ww. preparatow.
W zwigzku z tym, dostepne badania naukowe rdzniq sie miedzy sobq liczbg
i czestosciq podan, objetosciqg preparatu, stezeniem elementdw morfologicznych
krwi w preparacie, stezeniem czynnikow wzrostu w preparacie (jesli jest
oznaczane), zastosowaniem  substancji pomocniczych w  preparacie
(antykoagulantdow, czynnikow aktywujgcych) itp., co znacznie utrudnia
porownywanie ich wynikow.

Dodatkowo podania PRP lub PRF z zasady nie stanowig samodzielnej metody
leczenia, ale leczenie uzupetniajgce i wspomagajgce. tgczone sq z wieloma
innymi interwencjami, poczgwszy od modyfikacji aktywnosci fizycznej
i wlasciwych metod higieny i pielegnacji rany, poprzez fizykoterapie, terapie
hiperbaryczng, rehabilitacje, leki przeciwbdlowe, przeciwzapalne, antybiotyki
itp., skoriczywszy na roznorakich interwencjach chirurgicznych i protetycznych.
Z powyzszych powodow, mimo ze przeprowadzone przeglgdy systematyczne
dostepnych wynikow naukowych wskazujq na mozliwg skutecznos¢ PRP i PRF
W przyspieszaniu procesow naprawczych i regeneracyjnych (poprzez zarowno
efekt fibrynogenny jak i osteogenny), zmniejszaniu natezenia bélu pourazowego,
pozabiegowego, krotkotrwatym zmniejszaniu natezenia bdlu zwyrodnieniowego
lub zwiqgzanego z przecigzeniem oraz w poprawie efektow miejscowych
prowadzonych zabiegow, to jednak zroznicowana metodyka i wysoka
heterogenicznos¢ badan nie pozwalajg na potwierdzenie przewagi tej metody
leczenia nad innymi alternatywnymi interwencjami medycznymi.

Wyniki dostepnych przeglgdow systematycznych wskazujg, ze iniekcje
autogenicznych PRF i PRP sq procedurami potencjalnie bezpiecznymi, choc
dowody w zakresie profilu bezpieczeristwa sq bardzo ograniczone. Wydaje sie,
ze gtdwne ryzyka procedury zwigzane sq ze sposobem przygotowania i technikq
podania preparatu i reakcjami nadwrazliwosci, co do ktdrych nie opracowano
jednolitych i powszechnie przyjetych standarddw postepowania.

Problem ekonomiczny

Brak jest mozZliwosci wiarygodnego oszacowania populacji i kosztow
wprowadzenia swiadczenia z powodu braku jednolitych kryteriow kwalifikacji do
interwencji oraz standardu i czestosci podan w poszczegdlnych wskazaniach.
Istnieje duza niepewnosc¢ dotyczgca potencjalnie znacznego wptywu na budzet
ptatnika.



Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 169/2025 z dnia 24.11.2025 r.

Glowne argumenty decyzji:

e Brak wartosciowych dowodow naukowych dotyczqcych skutecznosci
wnioskowanej technologii;

e Brak jednolitych standardow metody;
e Brak finansowania w wiekszosci krajow OECD;
e Duze obcigzenie dla budzetu ptatnika.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31c ust. 6 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146 z pdin.
zm.), z uwzglednieniem raportu w sprawie oceny $wiadczenia opieki zdrowotnej nr: DMi0SZ.420.2.2025
»,Podanie autogenicznego osocza bogatoptytkowego lub fibryny bogatoptytkowej w wybranych wskazaniach -
ocena zasadnosci zakwalifikowania $wiadczenia opieki zdrowotnej jako $wiadczenia gwarantowanego
(aktualizacja rekomendacji Prezesa AOTMIT nr 50/2022 z dnia 31 maja 2022 r.), data ukonczenia: 19 listopada
2025,



Rada Przejrzystosci

dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 170/2025 z dnia 24 listopada 2025 roku
w sprawie zasadnosci kwalifikacji Swiadczenia opieki zdrowotnej
dot. oznaczenia przeciwciat przeciwko transglutaminazie tkankowej
w klasie IgA oraz IgG jako Swiadczenia gwarantowanego

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne zakwalifikowanie swiadczenia opieki
zdrowotnej ,Oznaczenie przeciwciat przeciwko transglutaminazie tkankowej
w klasie IgA jako wstepne badanie przesiewowe (u 0sob z prawidtowym
stezeniem catkowitego IgA), oraz przeciwciat przeciwko transglutaminazie
tkankowej w klasie IgG jako druga linia diagnostyczna (u 0sob z niskim stezeniem
catkowitego IgA)” jako swiadczenia gwarantowanego z zakresu ambulatoryjnej
opieki specjalistycznej.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Celiakia (ICD-10: K90.0) jest przewlektq chorobq o podtfozu autoimmunologicznym.
U osdéb predysponowanych genetycznie, w wyniku spozywania glutenu, dochodzi
do aktywacji procesow autoimmunizacyjnych skutkujgcych produkcjq swoistych
przeciwciat przeciwko transglutaminazie tkankowej (TG2) i deamidowanym
peptydom gliadyny (DGP). Autoimmunologiczna reakcja zapalna w jelicie cienkim
prowadzi do zaniku kosmkow bfony sluzowej i uszkodzenia struktury jelita. Celiakia
moze rdéwniez przebiega¢ bez wyraznych manifestacji, ujawniajgc sie jedynie
w postaci nieprawidfowych wynikow badan laboratoryjnych.

Diagnostyka celiakii jest wieloetapowa, sktada sie z badan serologicznych (IgA-TG2
lub w przypadku niskiego stezenia catkowitego IgA w surowicy krwi: 1gG-TG2
lub IgG-DGP lub 1gG-EMA (przeciwciata przeciwendomyzjalne) oraz badania
histologicznego wycinkédw z dwunastnicy. Nierozpoznana lub nieleczona celiakia
moze prowadzi¢ do licznych powiktan, obejmujgcych rozne uktady i narzqdy.
Obecnie w ramach ambulatoryjnej opieki specjalistycznej (AOS), jako testy
refundowane pierwszego wyboru w diagnostyce celiakii dostepne sq badania
w kierunku przeciwciat przeciwko endomysium (ICD-9 N79) i przeciwciat przeciwko
gliadynie (ICD-9 N81; N83). Testy te nie sq jednak rekomendowane w aktualnych
wytycznych towarzystw naukowych.

Wytyczne kliniczne
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 170/2025 z dnia 24.11.2025 r.

Aktualne wytyczne kliniczne (European Society for Study of Coeliac Disease (ESsCD
2025), European Society Paediatric Gastroenterology, Hepatology and Nutrition
(ESPGHAN 2020), ESsCD 2019, The National Institute for Health and Care Excellence
(NICE 2015), American College of Gastroenterology (ACG 2023) jednoznacznie
wskazujq, Ze pierwszym badaniem w diagnostyce celiakii u 0sob z podejrzeniem
choroby (objawy kliniczne lub przedmiotowe) powinno by¢ oznaczenie przeciwciat
przeciwko transglutaminazie tkankowej 2 w klasie IgA (IgA-TG2) oraz stezenia
catkowitego IgA w surowicy krwi. Zalecenie to dotyczy zardwno populacji
pediatrycznej (ESPGHAN 2020, ESsCD 2019, NICE 2015, ACG 2023), jak i dorostych
(ESsCD 2025, NICE 2015, ACG 2023). W przypadku stwierdzenia niedoboru
przeciwciat IgA, wytyczne zalecajg oznaczenie przeciwciat w klasie IgG,
odpowiednio: IgG-TG2 lub IgG-DGP (ESsCD 2025, ESsCD 2019, ACG 2023) albo 1gG-
TG2 lub IgG-DGP lub IgG-EMA (ESPGHAN 2020, NICE 2015).

Zgodnie z wytycznymi praktyki klinicznej wymienione badania (oznaczenie
przeciwciat przeciwko transglutaminazie tkankowej 2 w klasie IgA i 1gG) nalezy
wykonywac u 0sob z grup podwyzszonego ryzyka rozwoju celiakii oraz u pacjentow
wymagajgcych monitorowania leczenia celiakii. Badania nalezy wykonac u:

e 0s0b z objawami klinicznymi wskazujgcymi na celiakie,

e bezobjawowych krewnych pierwszego stopnia chorych na celiakie,

e pacjentow z cukrzycqg typu 1, autoimmunologicznymi chorobami wgqtroby
i tarczycy, osob z trisomiq 21 (zespotem Downa), zespotem Turnera, zespotem
Williamsa, niedoborem IgA i nefropatiq IgA oraz chorych z mikroskopowym
zapaleniem jelita grubego,

e 0s0b z rozpoznanq celiakiq w ramach nadzoru kontroli choroby (celem
monitorowania skutecznosci diety bezglutenowej).

Oznaczenie przeciwciat przeciwko transglutaminazie tkankowej 2, umozliwia
wczesne oraz wiarygodne rozpoznanie celiakii u oséb z objawami lub czynnikami
ryzyka, co pozwala na wdrozenie skutecznej terapii w postaci diety bezglutenowej.
Czestotliwos¢ badan serologicznych wykonywanych w ramach monitorowania
leczenia powinna by¢ dostosowana do sytuacji klinicznej pacjenta.

Wytyczne ESPGHAN 2020 dotyczgce populacji pediatrycznej zalecajg by wstepny
etap zarowno diagnostyki pacjentow z podejrzeniem celiakii, jak i screeningu
bezobjawowych osob z grup ryzyka powinien odbywac sie w POZ. Dla populacji
dorostych z rozpoznang celiakiq wytyczne ESsCD 2019 zalecajq, aby okresowe
badania kontrolne przeprowadzane byty przez gastroenterologa Ilub lekarza
posiadajgcego doswiadczenie w prowadzeniu pacjentow z celiakig, podkreslajgc,
ze moze to byc lekarz podstawowej opieki zdrowotnej.

Eksperci zgodnie stwierdzili, iz wnioskowane badania powinny by¢ finansowane
i realizowane w ramach AOS we wstepnej diagnostyce celiakii we wnioskowanych
wskazaniach. Potwierdzili rowniez zasadnosc¢ dostepnosci swiadczen w zakresach
okreslonych w KSOZ czyli w gastroenterologii, diabetologii i endokrynologii.



Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 170/2025 z dnia 24.11.2025 r.

Ze wzgledu na zréznicowang symptomatologie choroby, w opinii ekspertow zasadne
jest rozszerzenie dostepnosci o inne specjalnosci, w tym POZ.

Problem ekonomiczny

Wydatki ptatnika na monitorowanie pacjentow z rozpoznaniem celiakii wynosityby
ok. 3 min zt rocznie. Szacunki te nie uwzgledniajq jednak pacjentow z podejrzeniem
celiakii  wymagajgcych diagnostyki (brak danych), co sprawia, ze dane
te sq niedoszacowane, a skala niedoszacowania jest niemozliwa do okreslenia.

W przypadku wprowadzenia wnioskowanych badan jako badan przesiewowych
oraz stosowanych celem monitorowania leczenia dietq bezglutenowq u chorych
na celiakie, w 1-szym roku badania te nalezatoby wykonac¢ u ok. 440 tysiecy
pacjentéw z grup ryzyka wskazanych w KSOZ, a monitorowanie leczenia celiakii
objefoby ponad 36 tys. osob. W drugim roku badaniom serologicznym w kierunku
celiakii zostatoby poddanych ok. 57 tys. pacjentow, natomiast monitorowanie
objefoby ok. 38 tys. 0sob z rozpoznang wczesniej celiakiq. Przy zatoZeniu Ze koszt
jednego badania anty-TG2 wynosi 94 zt, a oznaczenia stezenia IgA catkowitego —
25 zt, wydatki ptatnika wyniostyby blisko 58 min zt w pierwszym roku oraz do ok.
11 min zt w drugim roku. Wysokie koszty poczqtkowe wynikajq z zatozenia
przeprowadzenia szerokich badan przesiewowych u wszystkich pacjentow z grup
ryzyka.

Diagnostyka celiakii jest obecnie prowadzona w Polsce w ramach swiadczen
finansowanych ze srodkow publicznych. Badania, w tym prawdopodobnie takze
oznaczenia przeciwciat przeciwko TG2, sq realizowane w ramach obecnie
obowiqzujgcych swiadczenn,  jednak ich sprawozdawanie odbywa
sie z wykorzystaniem innych procedur. Posrednio wskazuje na to m.in. dostepnosc¢
tych badan w cennikach polskich szpitali. Dodatkowo, w ramach sSwiadczenia
kompleksowej opieki nad pacjentem z cukrzycq, realizowanego w ramach AQS,
dzieciom i mfodziezy przystuguje raz w roku badanie w kierunku wspotistniejgcej
celiakii.

W Anglii, Francji, Portugalii, Australii oraz Chorwacji badania przeciwciat przeciwko
transglutaminazie tkankowej 2 (TG2) sq finansowane ze Srodkdéw publicznego
systemu opieki zdrowotnej.

Glowne argumenty decyzji:

e Badanie o wyzZszej jakosci diagnostycznej niz testy obecnie refundowane, zgodne
z aktualnymi wytycznymi.

e Poprawa dostepu do diagnostyki zgodnej z wytycznymi praktyki klinicznej.

e Badanie w diagnostyce i monitorowaniu pacjentow z celiakiq, nie jako przesiew
jest finansowane ze srodkdw publicznych w innych krajach.
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o Kwalifikacja swiadczenia jako sSwiadczenia gwarantowanego wpfynie
pozytywnie na przejrzystos¢ systemu sprawozdawczego i zgodna jest
z zatozeniem projektu Odwrdconej Piramidy Swiadczen.

Uwagi Rady:

e Zasadne jest okreslenie nowych procedur dla badan przeciwciat przeciwko
transglutaminazie tkankowej 2 w klasach IgA i IgG oraz przypisanie im kodow
ICD-9.

e Badanie jako refundowane powinno byc¢ dostepne nie tylko w ramach AQS,
ale takze POZ co pozwoli na skrdcenie kolejki do specjalisty.

e Badanie powinno zastgpi¢ aktualnie refundowane badania w kierunku
diagnostyki celiakii (oznaczanie przeciwciat przeciw gliadynie klasy 1gG oraz IgA:
ICD-9 N81; N83), ktdrych wartos¢ diagnostyczna jest nizsza.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31c ust. 6 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146 z pdin.
zm.), z uwzglednieniem opracowania nr: DOZKiWJ.420.2.2025 ,Oznaczenie przeciwciat przeciwko
transglutaminazie tkankowej w klasie IgA jako badanie przesiewowe (u oséb z prawidtowym stezeniem IgA);
Oznaczenie przeciwciat przeciwko transglutaminazie tkankowej w klasie 1gG jako druga linia diagnostyczna
(u 0séb z niskim stezeniem IgA)”; data ukonczenia: 19.11.2025 r
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 171/2025 z dnia 24 listopada 2025 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego Renastep
we wskazaniu: przewlekta niewydolnosé nerek u pacjentéw
pediatrycznych do 7 roku zycia

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wydawanie zgod na refundacje srodka
spoZywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego Renastep (roztwor
doustny, butelka, 125 ml), we wskazaniu: przewlekta niewydolnos¢ nerek
u pacjentow pediatrycznych do 7 roku Zycia.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Problemem decyzyjnym jest oceny zasadnosci dalszego wydawania zgody
na refundacje srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia Zywieniowego
Renastep we wskazaniu: przewlekta niewydolnos¢ nerek u pacjentow
pediatrycznych.

Przewlekta choroba nerek (PChN) wptywa na wiele uktadow, w tym wydzielania
wewnetrznego (przemiana wapniowo-fosforanowa, wzrost), krwiotworczy,
odpornosciowy oraz sercowo-naczyniowy. U dzieci dochodzi do zaburzen
odzywiania i niedoborow biatka z takich powoddw jak jadtowstret, nudnosci
i wymioty w przebiegu mocznicy, a takze nieprawidfowe odczuwanie smaku.
Szczegdlnie mate dzieci potrzebujg odpowiedniej podazy kalorii w celu
zapewnienia wzrostu oraz podazy biatka umozliwiajgcej utrzymanie rownowagi
azotowej i zachowanie bezttuszczowej masy ciata. Niektorzy chorzy mogq
wymagac¢ dodatkowego Zywienia przez sonde (zgtebnik nosowo-gardfowy)
lub gastrostomie, jesli odzywianie doustne nie zapewnia osiggniecia wtasciwej
masy ciata i wzrostu. Poniewaz podczas dializowania dochodzi do utraty wielu
witamin, dzieci leczone tg metodq wymagajq uzupetniania witamin w diecie,
zwtaszcza kwasu foliowego, pierwiastkow sladowych i witamin z grupy B.

Renastep to gotowy do uZycia, wysokoenergetyczny, produkt ptynny, ktory

zawiera biatko, weglowodany, ttuszcze, witaminy, mineraty i pierwiastki sladowe
oraz kwas dokozaheksaenowy (DHA) o niskim poziomie potasu, fosforu, wapnia,

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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chlorkow i witaminy A do stosowania w dietetycznym postepowaniu
w chorobach nerek u dzieci w wieku =3 lat.

Renastep byt przedmiotem oceny Agencji w 2022 | 2024 roku. W 2022 r otrzymat
negatywne Stanowisko Rady Przejrzystosci (SRP nr 83/2022 z dnia 29 sierpnia
2022 r.) oraz negatywnq Rekomendacje Prezesa Agencji (REK nr 86/2022 z dnia
21 wrzesnia 2022 r.) — BIP Agencji: 67/20221 w zakresie wydania zgod
na refundacje we wskazaniu: przewlekta niewydolnos¢ nerek u pacjentow
pediatrycznych. Jednoczesnie, RP oraz Prezes Agencji uznali za zasadne
wydawanie zgod na refundacje srodka specjalnego przeznaczenia zywieniowego
Renastep, we wskazaniu: stadium 4 przewlektej choroby nerek oraz przewlekta
niewydolnos¢ nerek, oba wskazania u pacjentow pediatrycznych w wieku
od 3 do 7 roku zycia.

W 2024 roku, Renastep otrzymat pozytywnqg opinie Rady Przejrzystosci
(SRP nr 148/2024 z dnia 16.12.2024 r.) oraz pozytywnqg Rekomendacje Prezesa
Agencji (REK nr 157/2024 z dnia 19.12.2024 r.) - BiP Agencji 175/2024
2 w zakresie wydania zgdd na refundacje we wskazaniu: przewlekta
niewydolnos¢ nerek u pacjentow powyzej 7 roku zycia.

Alternatywne technologie medyczne dla produktu Renastep to preparaty
Renastart oraz Kindergen. Oba majq sktad i wskazanie zblizone do preparatu
Renastep i byly sprowadzane w ramach importu docelowego dla zblizonej
populacji. Renastep w odrdznieniu od pozostatych produktow, ktore dostepne
sq w postaci proszku do przygotowania roztworu do podawania dojelitowego
(Renastart) oraz proszku do przygotowania roztworu do podawania doustnego
lub dojelitowego (Kindergen), jest gotowym do uzycia, roztworem, wskazanym
do stosowania u dzieci z chorobami nerek w wieku 23 lat i dodatkowo
ma dwukrotnie wyzszq kalorycznos¢ (Renastep 200 kcal, Renastart 100 kcal,
Kindergen 100 kcal/100 ml) oraz dostarcza wiekszq ilos¢ biatka, weglowodanéw
oraz ttuszczy w 100 ml produktu. Jest takze bogatszy w kwas linolowy
(1000 mg/100 ml), kwas a-linolenowy (150 mg/100 ml) oraz kwasy DHA
(40 mg/100 ml) w poréwnaniu z produktem Renastart (odpowiednio: 746 mg,
60 mg, 23 mg/100 ml), podczas gdy Kindergen nie zawiera w swoim sktadzie tych
komponentow. Stezenie L-karnityny w produkcie Renastep jest porownywalne
z preparatem Renastart i dwukrotnie wyzsze niz w mieszance Kindergen.

Dowody naukowe

Nie odnaleziono nowych dowodow dotyczgcych zastosowania preparatu
Renastep w populacji pediatrycznej. We wczesniejszych raportach Agencji
powotano sie na badanie NCT03602937 , Evaluation of Renastep (Renastep)”,
finansowane przez producenta ocenianej technologii. Badanie to dotyczyto oceny
tolerancji zotgdkowo-jelitowej, przestrzegania zalecen i przydatnosci odzywczej
preparatu Renastep w okresie 28 dni u uczestnikow w wieku 3- 18 lat z PChN.
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Wyniki wspomnianego badania wskazujqg, ze w populacji pediatrycznej (srednia
wieku: 8 lat; n=18; gtownie pacjenci w stadium 5 PChN) wiekszos¢ pacjentow
przestrzegata zalecen, co do odpowiedniego dawkowania produktu (ok. 82%),
a Renastep zaspokajat blisko pofowe ich zapotrzebowania energetycznego.
Wyniki w zakresie parametrow biochemicznych tj. poziomu fosforanow
czy stezenia potasu w surowicy u pacjentow z wysokimi wartosciami
referencyjnymi ulegty poprawie. Produkt ten byt dobrze tolerowany a 89%
pacjentdw chciatoby kontynuowad jego stosowanie. Srednie spozycie Renastepu
wynosito 380 ml/dzien. Poza wspomnianym badaniem odnaleziono trzy opisy
przypadkdow zamieszczone na stronie producenta :

- Renastep Case Study 2021a — zastosowania Renastepu u 5-letniego dziecka
ze schytkowg niewydolnoscig nerek poddawanego dializie otrzewnowej;

- Renastep Case Study 2021b — zastosowania Renastepu u 3-letniego dziecka
Z nefrogenng moczowkgq prostq (Nephrogenic Diabetes Insipidus, NDI);

- Renastep Case Study 2021c — zastosowania Renastepu u 4-letniego dziecka
z przewlektq niewydolnoscig nerek.

Wedtug powyzszych publikacji, Renastep ze wzgledu na niskq zawartosc¢ potasu
oraz fosforanow jest korzystny w populacji pediatrycznej z przewlektymi
schorzeniami nerek i umozliwia dostarczenie dodatkowych kalorii w diecie,
bez negatywnego wptywu na poziom potasu i fosforanow we krwi.

Od ostatniego opracowania opublikowano wytyczne KDIGO 2024, w ktorych
nie przedstawiono bezposrednich rekomendacji dotyczqcych postepowania
dietetycznego u pacjentow pediatrycznych z PChN, zamieszczono natomiast
wskazowki praktyczne, z ktorych wynika iz stosowanie prawidfowej diety stanowi
jeden ze sposobdw terapii pacjentow z PChN. W dokumencie nie przedstawiono
zalecen dla stosowania konkretnych ssspz.

W rekomendacjach uwzglednionych w poprzednim opracowaniu (PTN 2019, NHS
2022, PRNT 2021, NICE 2021, BDA 2020 i PRNT 2020) wskazano, ze w przypadku
dzieci z PChN nalezy monitorowac i ograniczac poziom fosforandw i potasu oraz
zapewni¢ odpowiedniq podaZz energetycznqg (zapotrzebowanie energetyczne
u dzieci z PChN powinno byc¢ analogiczne jak u dzieci zdrowych). Renastep
wymieniany byt jedynie przez brytyjskie wytyczne (NHS 2022) z zastrzezeniem,
Ze nie powinien byc stosowany jako jedyne Zrddfo Zywienia oraz bez konsultacji
z pediatrycznym dietetykiem nefrologicznym.

Problem ekonomiczny

Prognozowane wydatki ptatnika publicznego zwiqzane z refundacjg
Ssspz Renastep w ramach importu docelowego przyjmujqc liczbe pacjentow
podangq przez ekspertow w dz. nefrologii dzieciecej (40 do 60 pacjentow rocznie)
i zuzycie od 1 do 3 butelek dziennie wyniosq w ok. 1,2 min. zt (min. 0,5 min. zt;
max. 2,2 min zt.).
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Ograniczenia analizy ekonomicznej zwigzane sq z trudnosciami w oszacowaniu
wielkosci populacji pacjentow, dla ktdrej bedzie wnioskowane sprowadzenie
danego ssspz w ramach importu docelowego (w 2024 r ztozono 12 wnioskow)
dane oparte na opinie ekspertow klinicznych; stosowanie produktu jako
uzupetnienie diety u dzieci, co bezposrednio przektada sie na jego dawkowanie,
indywidualny czas stosowania w zaleznosci od stanu klinicznego pacjenta
i zalecanego leczenia dietetycznego, przyjecia, ze wszyscy pacjenci bedg
stosowac preparat codziennie przez peten rok.

Dodatkowo, w zwigzku z dostepnosciqg alternatywnych technologii, ktdre
uzyskaty pozytywnq opinie Rady i rekomendacje Prezesa AOTM liczba dzieci
przyjmujgcych Renastart bedzie mniejsza niz zatozono, a udziat wnioskowanego
produktu jest trudny do przewidzenia.

Koszt ponoszony przez ptatnika za takq ilos¢ preparatu, ktora dostarcza liczbe
kcal odpowiadajqgcq liczbie kcal zawartej w 1 butelce 125 ml Renastep (250 kcal)
w oparciu o dane ze zlecenia MZ oszacowano na 33,04 zt w przypadku produktu
Renastart i 26,76 zt w przypadku produktu Kindergen. Koszt orientacyjny 1 butelki
125 ml Renastep, przyjety za zleceniem MZ wynosi 32,35 zt.

Gtowne argumenty decyzji:

e Zalecenia dotyczqgce leczenia dzieci w PChN (PTN 2019, NHS 2022, PRNT 2021,
NICE 2021, BDA 2020 i PRNT 2020).

o Wczesniejsza pozytywna opinia Rady i pozytywna rekomendacja Prezesa
AOTM.

e Brak nowych danych naukowych i wytycznych, ktére miatyby wptyw
na zmiane wczesniejszych decyzji.

e Pozytywna opinia ekspertow klinicznych.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31h ust. 2 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146) oraz
wzw. zart. 39 ust. 3 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdw medycznych (Dz.U. z 2025 r. poz. 907), z uwzglednieniem
opracowania nr: DPL.4211.4.2025 (Aneks do opracowania nr: 0T.4211.14.2022) ,Renastep we wskazaniu:
niewydolnos$¢ nerek u pacjentéw pediatrycznych do 7 roku zycia”; data ukonczenia: 20.11.2025 r.
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 172/2025 z dnia 24 listopada 2025 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje leku
Arginine Veyron w wielu wskazaniach

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wydawanie zgdd na refundacje leku
Arginine Veyron (syrop, 250 ml) we wskazaniach:

e deficyt karbamoilotransferazy ornitynowej (OTC),

e deficyt syntetazy karbamoilofosforanowej | (CPS 1),

e argininobursztynuria,

e cytrulinemia typu |,

e lizynuryczna nietolerancja biatka,

e padaczka (drgawki) pirydoksynozalezna.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Przedmiotem zlecenia jest opinia w sprawie wydawania zgdd na refundacje leku
Arginine Veyron we wskazaniach: deficyt karbamoilotransferazy ornitynowej
(OTC), deficyt syntetazy karbamoilofosforanowej | (CPS 1), argininobursztynuria,
cytrulinemia typu I, lizynuryczna nietolerancja biatka oraz padaczka (drgawki)
pirydoksynozalezna. Wpydane poprzednio Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 20/2022 oraz rekomendacja Prezesa nr 21/2022 byty pozytywne. W niniejszym
zleceniu Ministerstwa Zdrowia (pismo znak: PLD.45340.1779.2025.1.KB
z8 wrzesnia 2025 r.) oprocz ocenianych w 2021 r. wskazan uwzgledniono
dodatkowo deficyt syntetazy karbamoilofosforanowej | (CPS 1) oraz
argininobursztynurie.

Deficyt transkarbamylazy ornitynowej (OTCD, ang. ornithine transcarbamylase
deficiency, OTC deficiency) jest wrodzonqg wadq metaboliczng, ktdrej
dziedziczenie jest sprzezone z chromosomem X. Jest to jedyne zaburzenie cyklu
mocznikowego sprzezone z ptciq. OTCD wynika z mutacji w genie OTC (Xp21.1).
Transkarbamylaza ornitynowa jest enzymem odpowiedzialnym za katalizowanie
reakcji  przemiany  fosforanu  karbamoilu i ornityny w  cytruline
i fosforan. Mutacje, ktore catkowicie znoszq aktywnos¢ OTC, prowadzg
do ciezkiej postaci noworodkowej, natomiast ~mutacje prowadzgce
do zmniejszenia aktywnosci enzymu skutkujg fenotypami o poZznym poczqtku.

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



Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 172/2025 z dnia 24.11.2025 r.

Biochemiczne objawy OTCD obejmujq podwyzszone stezenie amoniaku w osoczu,
podwyzszony poziom glutaminy w osoczu, niski poziom lub brak cytruliny
w osoczu oraz podwyzszony poziom kwasu orotowego w moczu, co odroznia
OTCD od innych proksymalnych zaburzeri cyklu mocznikowego. OTCD jest
najczestszym zaburzeniem cyklu mocznikowego, a szacunkowa czestosc
wystepowania wynosi od 1:56 500 do 1:113 000 zywych urodzen.

Natomiast wrodzone, autosomalnie recesywne zaburzenia cyklu mocznikowego
(ICD-10: E72.2) prowadzqg do uposledzenia detoksykacji amoniaku
i hiperamonemii.  Argininobursztynuria  wynika  z  niedoboru  liazy
argininobursztynianowej (ASL), a niedobér CPS1 — z braku syntetazy
karbamoilofosforanowej I, katalizujgcej pierwszy etap cyklu mocznikowego.
Czestos¢ wystepowania AS szacuje sie na 1:70 000-1:218 000, a CPS1
na 1:526 000-1:1 300 000 Zywych urodzen. Obie choroby mogqg ujawniac
sie w okresie noworodkowym ciezkq hiperamonemiq z drgawkami i spigczkg
lub w pdzZniejszym wieku tagodniejszymi objawami (wymioty, opdznienie
rozwoju, zaburzenia poznawcze, hepatomegalia).

Leczenie polega na ograniczeniu podazy biatka, suplementacji argininy
i stosowaniu zwigzkow wigzqgcych amoniak (fenylomaslan sodu, benzoesan
sodu). W ciezkich przypadkach konieczna jest hemodializa lub przeszczepienie
wqtroby. Rokowanie zalezy od wczesnego rozpoznania, jednak czesto pozostajq
trwate deficyty neurologiczne.

Cytrulinemia typu | znana réwniez jako niedobor syntetazy argninobursztynianu
(ASSD, ang. Arginosuccinate synthetase deficiency) jest rzadkq chorobg
genetyczng spowodowang niedoborem syntetazy argininobursztynianu. Obraz
kliniczny cytrulinemii typu I jest niejednorodny, od ciezkiej postaci noworodkowej
(zle rokujgcej), do bezobjawowego. Objawy kliniczne choroby obejmujg
m. in.: noworodkowq encefalopatie hiperamonemicznq z letargiem, napady
padaczkowe i spigczke; zaburzenia czynnosci wgtroby we wszystkich grupach
wiekowych; epizody hiperamonemii i objawy neuropsychiatryczne u dzieci
lub dorostych. Choroba wystepuje z czestoscig 1-9/100 000. Dzieci
zdiagnozowane i u ktorych zastosowano odpowiednie leczenie przezywajq przez
czas nieokreslony, zwykle ze znacznym deficytem neurologicznym. Wszystkie
dzieci ze szczytowym stezeniem amoniaku w osoczu wiekszym niz 480 umol/L
lub poczgtkowym stezeniu amoniaku w osoczu wiekszym niz 300 umol/L majq
uposledzenie funkcji poznawczych. Najdtuzsze przezycie nieleczonego
niemowlecia z klasyczng cytrulinemiq typu | wynosi 17 dni.

Padaczka (drgawki) pirydoksynozalezna jest rzadkg chorobq neurometaboliczng
charakteryzujgcq sie nawracajgcymi, opornymi na leczenie napadami
padaczkowymi w okresie prenatalnym, noworodkowym i postnatalnym,
opornymi na leki przeciwpadaczkowe (AED), ale reagujgcymi na farmakologiczne
dawki pirydoksyny (witaminy B6).
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Rokowanie jest zmienne i zalezy m.in. od genotypu, wspdtistniejqcych
nieprawidtowosci w rozwoju madzgu i reakcji na leczenie pirydoksyng. Opdznienie
w diagnozie i rozpoczeciu leczenia zazwyczaj wigze sie z gorszym rokowaniem,
co wigze sie z powazniejszymi zaburzeniami neurorozwojowymi.

Lizynuryczna nietolerancja biatka jest rzadkim zaburzeniem wchtaniania
i transportu aminokwasow charakteryzujgcym sie wtdornym zaburzeniem cyklu
mocznikowego z zahamowaniem przyrostu masy ciata, hepatosplenomegaliq
i szerokim spektrum objawdw klinicznych, w tym hematologicznych (zespot
aktywacji makrofagowej lub limfohistiocytoza hemofagocytarna, HLH),
immunologicznych, trawiennych, nerkowych, ptucnych i/lub kostnych.
Rokowanie jest zroznicowane w zaleznosci od wczesnego rozpoznania choroby,
hiperamonemii i powiktann ptucnych. Zajecie ptuc stanowi gtdwnq przyczyne
niekorzystnego przebiegu klinicznego i zgonu. Dtugoterminowe wyniki leczenia
sq zwigzane rowniez z nieprzewidywalnym ryzykiem wystqgpienia objawow
autoimmunologicznych i/lub dysimmunologicznych, niezaleznie
od postepowania metabolicznego.

Produkt leczniczy Arginine Veyron nie jest dopuszczony do obrotu na terytorium
Rzeczpospolitej Polskiej. Jednak ze wzgledu na niedostepnos¢ w krajowym
obrocie ma zostac¢ sprowadzony z zagranicy zgodnie z art. 4 ustawy z dnia
6 wrzesnia 2001 r. Prawo farmaceutyczne (Dz. U. z 2025 r. poz. 750, z pézn. zm.).

Jest on dopuszczony do obrotu na terenie Francji.
Dowody naukowe

Wyniki badan uwzglednionych w niniejszej analizie klinicznej pozostajq spdjne
z wynikami opisanymi w poprzednim Stanowisku Rady Przejrzystosci nr 20/2022.
Dane z retrospektywnego badania kohortowego Imbard 2023, obejmujgcego
pacjentow m.in. z niedoborem transkarbamoilazy ornityny (OTC) i syntetazy
karbamoilofosforanowej | (CPS1), wskazujg, Ze najczesciej stosowang
poczgtkowqg terapiq byta doustna arginina. W dtuzszej perspektywie
dominowato jednak stosowanie cytruliny, zarowno w monoterapii, jak i terapii
skojarzonej, co wigzato sie z dtuzszym utrzymaniem leczenia. Analiza wykazata
odmienne profile skutecznosci zalezne od rodzaju UCD: u pacjentow
zniedoborem OTC najkorzystniejszq kontrole epizodow dekompensacji
uzyskiwano podczas terapii cytruling, natomiast u pacjentow z niedoborem CPS1
— podczas suplementacji argining. W catej populacji UCD najlepszy profil
metaboliczny, oceniany na podstawie stezeri amoniaku, obserwowano podczas
stosowania cytruliny w monoterapii; z kolei arginina w monoterapii
charakteryzowata sie najgorszymi rezultatami. Jednoczesnie tylko cytrulina
prowadzita do istotnego zwiekszenia stezenia argininy w osoczu. Dziatania
niepozgdane, gtownie nudnosci i bdl brzucha, byty rzadkie i skutkowaty
przerwaniem terapii jedynie u pojedynczych pacjentow. Autorzy badania
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podkreslili kluczowgq role cytruliny w leczeniu UCD oraz jej potencjalnie wiekszq
skutecznosc¢ metaboliczng w porownaniu z argining.

W przekrojowym badaniu obserwacyjnym Molema 2019, wykorzystujgcym dane
z rejestru E-IMD i obejmujgcym pacjentow z réznymi postaciami UCD, w tym
m.in. z argininobursztynuriqg (ASS), cytrulinemiq typu | (ASL), OTC i CPS1,
wykazano powszechnos¢ suplementacji argining i/lub cytruling zaréwno
u pacjentow objawowych, jak i bezobjawowych. W deficytach CPS1 i OTC czesciej
stosowano cytruline w monoterapii niz arginine. Autorzy zwrdcili uwage,
ze pacjenci z niedoborem OTC lub CPS1 otrzymujqcy cytruline mieli wyzsze
stezenia argininy w osoczu niz pacjenci bez suplementacji lub przyjmujgcy
wytqcznie arginine.

Problem ekonomiczny

Zgodnie z danymi przekazanymi przez Ministerstwo Zdrowia (pismo znak
PLD.45340.1779.2025.1.KB) wskazano, iz w 2024 r. wydano tqcznie 17 zgod
na refundacje produktu leczniczego tqcznie dla 11 pacjentdow (unikalne nr PESEL)
we wszystkich analizowanych wskazaniach. Szacunkowa cena netto produktu
leczniczego Arginine Veyron wynosi 37,20 PLN za op. 250 ml (syrop).

W zwigzku z powyziszym, na podstawie danych przekazanych w zleceniu
MZ poglgdowo oszacowano sredniq liczbe opakowan produktu Arginine Veyron
przypadajgcq na jednego pacjenta rocznie oraz sredni roczny koszt stosowania
produktu Arginine Veyron u jednego pacjenta dla kazdego wskazania. Ze wzgledu
na brak refundacji Arginine Veyron w populacji pacjentow z argininobursztynuriq
roczne srednie zuzycie opakowan obliczono uwzgledniajqc sredni wiek pacjentow
z argininobursztynurig (9,8 lat) oraz maksymalng dawke argininy 6 g / dobe
z badania Molema 2019. Biorqc pod uwage, ze w publikacji Molema 2019
odnoszono sie do dawki maksymalnej argininy mozna uznac, Zze obliczona na tej
podstawie roczna liczba opakowan przypadajgca na pacjenta (53 op.) stanowi
rowniez wariant maksymalny.

Zgodnie z oszacowaniami analitykdow, przy uwzglednieniu liczebnosci populacji
na podstawie danych MZ refundacja produktu leczniczego Arginine Veyron
w ocenianych wskazaniach bedzie wiqzac sie z wydatkami ptatnika publicznego
w wysokosci ok. 19 tys. PLN rocznie.

W ramach obliczenn przeanalizowano rowniez wariant zaktadajgcy liczebnos¢
populacji oszacowanq na podstawie opinii eksperta. Uwzgledniajgc dane
zamieszczone w opinii eksperta refundacja produktu leczniczego Arginine Veyron
w ocenianych wskazaniach bedzie wigzac sie z wydatkami ptatnika publicznego
w wysokosci ok. 68 tys. PLN.

Nalezy mie¢ na uwadze, Zze obliczenia te majq charakter jedynie poglgdowy,
zuwagi na indywidualny dobdr dawkowania i czas trwania terapii produktem
Arginine Veyron oraz niepewnosc¢ dotyczgcq liczebnosci chorych w kolejnych
latach przedstawione oszacowania wiqzq sie z ograniczeniami.
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Glowne argumenty decyzji:

e Brak nowych danych zmieniajgcych poprzednie wnioskowanie Rady;
e Nowe wskazania poparte dowodami naukowymi;
e Nieznaczny wptyw na wydatki ptatnika publicznego.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31h ust. 2 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 1461) oraz
wzw. zart. 39 ust. 3 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz.U. z 2025 r. poz. 907 z pdzn. zm.), z uwzglednieniem
opracowania nr: DRe.4211.2.2025 (Aneks do opracowania nr: 0T.4211.41.2021) Arginine Veyron
we wskazaniach: deficyt karbamoilotransferazy ornitynowej (OTC), deficyt syntetazy karbamoilofosforanowej |
(CPS 1), argininobursztynuria, cytrulinemia typu |, lizynuryczna nietolerancja biatka, padaczka (drgawki)
pirydoksynozalezna”



Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 208/2025 z dnia 24 listopada 2025 roku
o projekcie programu ,,Program wczesnego wykrywania wad wzroku
u dzieci 5-letnich, mieszkancéw Bielska-Biatej, na lata 2026-2028"

Rada Przejrzystosci pozytywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
»Program wczesnego wykrywania wad wzroku u dzieci 5-letnich, mieszkancéw
Bielska-Biatej, na lata 2026-2028”, pod warunkiem uwzglednienia uwag Rady.

Uzasadnienie

Przedmiotem oceny jest projekt PPZ zaplanowany do realizacji przez Miasto

Bielsko-Biata. Celem gtownym PPZ jest poprawa stanu zdrowia u dzieci 5-letnich,

mieszkancow Bielska-Biatej, przez zwiekszenie o 20% wczesnego wykrycia

i zdiagnozowania wad wzroku oraz wdrozenie postepowania leczniczego, ktore

zapobiegnie progresji i utrwalaniu wad wzroku w badanej populacji.

Czas realizacji programu — lata 2026-2028.

Populacje stanowiq:

e 5-letnie dzieci bedgce mieszkanncami Bielska-Biatej (ok. 2650 dzieci),
co stanowi 70% populacji docelowej;

e rodzice/opiekunowie prawni dzieci w ramach dziatan edukacyjnych.

Interwencje obejmgq:

e dziatania edukacyjne;

e badania przesiewowe wzroku;

e konsultacje okulistyczng.

Budzet programu ok. 529 800 zt:

e 194800 zt-2026r.;

o 177400 zt-2027r.,;

e 157600-2028r.

Zmiany w kosztach w poszczegdlnych latach wynikajg ze zmiany przewidzianej
liczby uczestnikow programu, odpowiednio 974 osob w 2026 r., 887 osob
w 2027 r. oraz 788 osob w roku 2028 r.

Zrédto finansowania — Miasto Bielsko-Biata.

Oceniany projekt dotyczy problemu zdrowotnego, jakim sq wady wzroku.
W projekcie odniesiono sie do globalnej i krajowej sytuacji epidemiologicznej
oraz do Map Potrzeb Zdrowotnych na lata 2022-2026 w wojewddztwie slgskim.

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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Badania przesiewowe w kierunku wad wzroku znajdujq sie w wykazie Swiadczen
gwarantowanych z zakresu podstawowej opieki zdrowotnej realizowanych przez
lekarki i pielegniarki POZ oraz pielegniarki i higienistki szkolone. Porada
okulistyczna dla dzieci, w ramach ktorej mogg byc¢ wykonane inne testy
przesiewowe znajduje sie w wykazie swiadczen gwarantowanych z zakresu AOS.

Eksperci sq zgodni, Ze nalezy finansowac PPZ dotyczgce badan przesiewowych
w kierunku wczesnego wykrywania wad wzroku u dzieci. Nie ma zgodnosci
co do optymalnego wieku, w jakim realizowany powinien byc skrining w kierunku
wad wzroku oraz jakie powinny byc¢ interwencje w poszczegdlnych grupach
wiekowych.

Eksperci podkreslajg, ze wczesne wykrywanie i odpowiednia korekcja
wad wzroku jest kluczowa dla prawidtowego rozwoju dziecka, a ich opdznione
wykrycie moze niekiedy powodowac nieodwracalne zmiany.

Uwagi Rady:

e (el gtowny - poprawa stanu zdrowia u dzieci 5-letnich przez zwiekszenie o 20%
wczesnego wykrycia i zdiagnozowania wad wzroku oraz wdroZenie
postepowania leczniczego zostat sformutowany nieprawidtowo, w sposob
zbyt ogolny. Sktada sie z dwdch odrebnych dziatan dotyczqcych dziatan
diagnostycznych i leczniczych.

e C(Cel szczegotowy nr 1 nie odnosi sie do uzyskania efektu zdrowotnego.

e Cel szczegofowy nr 2 zostat sformutowany nieprawidfowo, w postaci
dziatania.

o W celu szczegétowym nr 3 nie wskazano uzasadnienia dla podanej wartosci
docelowej.

e Cel szczegotowy nr 4 nie zawiera podanej wartosci docelowej.

e Niewielka liczba prawidfowo sformutowanych miernikow powoduje
utrudnienie przeprowadzenia kompleksowej ewaluacji dziatan.

e Nie okreslono liczebnosci rodzicow/opiekunéw prawnych, do ktorych bedg
skierowane dziatania edukacyjne.

e Opis dziatan edukacyjnych zostat przedstawiony nieprecyzyjnie.

e Nie okreslono jednoznacznie formy realizacji edukacji ani czasu jej trwania.

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: DPPZ.431.22.2025 ,,Program wczesnego wykrywania wad wzroku u dzieci 5-letnich,
mieszkancéw Bielska-Biatej, na lata 2026-2028", data ukonczenia: listopad 2025 r. oraz Aneksu ,Programy
z zakresu profilaktyki i korekcji wad wzroku oraz choréb oczu u dzieci — wspdlne podstawy oceny” z czerwca
2022r.
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Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 209/2025 z dnia 24 listopada 2025 roku
o projekcie programu , Rozszerzenie dostepu do Swiadczen
zdrowotnych z zakresu urologii dla mieszkanek Wroctawia
pn. Specjalisci o nietrzymaniu moczu”

Rada Przejrzystosci pozytywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
,Rozszerzenie dostepu do swiadczern zdrowotnych z zakresu urologii
dla mieszkanek  Wroctawia pn. Specjalisci o nietrzymaniu  moczu”,
pod warunkiem uwzglednienia uwag Rady.

Uzasadnienie

Przedmiot oceny: projekt programu polityki zdrowotnej zaplanowany
do realizacji przez Miasto Wroctfaw.

Zatozenia programu: realizacja kampanii informacyjno-promocyjnej, nabdr
uczestnikow do programu, szkolenia kadry medycznej, interwencje edukacyjng,
profilaktyczng oraz diagnostyczng, dotyczqce zaburzen urologicznych u kobiet.
Populacja docelowa: kobiety w wieku 218 lat mieszkajgce we Wroctawiu
(z diagnozq NTM oraz bez diagnozy, ale u ktorych wystepujq objawy sugerujgce
NTM) — 250 kobiet, z czego ,Indywidualnym Planem Specjalistycznej Opieki
Medycznej” zostanie objetych 125 kobiet, w zakresie dziatan edukacyjnych
w formie zdalnej — ok. 10.000 kobiet, oraz personel medyczny w zakresie dziatan
szkoleniowych (lekarze POZ, lekarze ginekolodzy i urolodzy, dietetycy,
psycholodzy i studenci psychologii, pielegniarki i pofozne, studenci
st. Medycznych — tqcznie 100 pracownikow).

Okres realizacji programu: 2026 rok.

Koszty: 435.500,00 zt.

Zrédto finansowania: $rodki z budzetu miasta Wroctawia.

Problem zdrowotny: nietrzymanie moczu.

Mapy Potrzeb Zdrowotnych: na lata 2022-2026 nie zawierajq danych
epidemiologicznych dotyczqgcych NTM. Rowniez w ramach wyzwan systemu
opieki zdrowotnej i rekomendowanych kierunkow dziatai na terenie
wojewodztwa dolnoslgskiego na podstawie danych za 2019 r. nie odniesiono
sie do omawianego problemu zdrowotnego.

Cel gtéwny: uzyskanie lub utrzymanie w trakcie trwania programu w 2026 roku
wysokiego poziomu wiedzy teoretycznej i praktycznej dotyczqcej czynnikdow

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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ryzyka wystepowania NTM, objawow i konsekwencji zdrowotnych choroby,
korzysci wynikajgcych z wczesnej diagnostyki, profilaktyki i leczenia,
u co najmniej 60% kobiet w wieku 18+, a uczestniczqcych w dziataniach
edukacyjnych programu.

Cele szczegotowe: 1) - uzyskanie lub utrzymanie wysokiego poziomu wiedzy
z zakresu etiologii, patogenezy, obrazu klinicznego, profilaktyki, diagnozowania
i leczenia NTM wsrod minimum 75% personelu medycznego zaangazowanego
w realizacje programu w 2026 r.; 2) - zwiekszenie o 50% liczby kobiet w wieku
18+, dotqd niezdiagnozowanych pod kqtem NTM, ktore otrzymaty odpowiedniq
diagnostyke i leczenie w ramach PPZ w roku 2026; 3) poprawa funkcjonowania
w Zyciu rodzinnym, zawodowym i spotecznym u 50% kobiet z NTM w 2026 r.
poprzez udziat w konsultacjach specjalistycznych, w zajeciach rehabilitacyjnych,
w szkoleniach oraz wdrozenie Indywidualnego Planu Specjalistycznej Opieki
Medycznej opracowanego we wspotpracy z zespotem specjalistow.

Eksperci poproszeni o opinie nt. zasadnosci realizacji PPZ w zakresie NTM, wsrod
podstawowych dziatan polityki zdrowotnej z zakresu profilaktyki NTM wskazali
m.in.: dziatania informacyjne skierowane do pacjentek (z opisem objawdw,
rodzajow NTM i mozZliwych interwencji terapeutycznych), a takze organizacje
szkolen dla fizjoterapeutow ze wskazaniem osrodkow majqcych doswiadczenie
w chwili obecnej w zakresie profilaktyki NTM. W opiniach zaznaczono,
ze najlepszqg formq dziatan edukacyjnych jest stworzenie ulotek oraz strony
internetowej ze wskazaniem wymienionych elementow, opisem prawidtowo
wykonywanych cwiczeri dna miednicy i wskazaniem placowek udzielajgcych
Swiadczen z zakresu profilaktyki i leczenia NTM w ramach NFZ. Powyzsze
elementy wnioskowany program zawiera. Eksperci zgodnie stwierdzajg,
ze programy polityki zdrowotnej dotyczgce profilaktyki NTM powinny
byc prowadzone.

Planowane przez wnioskodawce interwencje w zakresie diagnostyki NTM oraz
fizjoterapii w wiekszosci znajdujqg odzwierciedlenie w odnalezionych
rekomendacjach/wytycznych towarzystw naukowych.

Realizator programu: podmiot, wytoniony w drodze konkursu ofert, co pozostaje
w zgodzie z zapisami ustawowymi.

Oceniany projekt programu zawiera wykaz pisSmiennictwa oraz referencje
bibliograficzne, na podstawie ktorych przygotowana zostata tres¢ problemu
zdrowotnego.

Uwagi Rady:

e nie wskazano uzasadnienia dla przyjetej wartosci docelowej w celu gtdownym;
e cel szczegotowy nr 2, sformutowany jak w programie, nie odnosi sie do efektu
zdrowotnego, a w swoim brzmieniu przypomina bardziej dziatanie;
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cel szczegotowy nr 3 zostat sformutowany w sposob zbyt ogdlny i nie pozwoli
na przeprowadzenie obiektywnego pomiaru;

nie wskazano uzasadnienia dla przyjetych wartosci docelowych w celach
szczegotowych;

mierniki 3 i 4 nie odnoszq sie bezposrednio do celow programu;

wskazniki wskazane w podsumowaniu (za wyjgtkiem liczby 0s6b
skierowanych do diagnozowania i terapii w ramach NFZ, jako wskaznik
docelowy 50 osob) nie spetniajq funkcji miernika efektywnosci;

brak kryteriow witgczenia/wytgczenia dla kadry medycznej, ktéra bedzie brata
udziat w szkoleniach;

w przedstawionych kryteriach wifgczenia/wytgczenia  wnioskodawca
nie wskazat na wyrazenie pisemnej zgody przez uczestnika na udziat
w programie.

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: DPPZ.431.23.2025 ,Rozszerzenie dostepu do $wiadczen zdrowotnych z zakresu
urologii dla mieszkanek Wroctawia pn. Specjalisci o nietrzymaniu moczu”; data ukonczenia: listopad 2025 r. oraz
z Aneksu do raportow szczegétowych: ,,Programy z zakresu profilaktyki nietrzymania moczu u kobiet — wspédlne
podstawy oceny” z marca 2018 r.



