Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

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

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

Uzasadnienie

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

Przedmiot wniosku

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

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

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

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

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

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

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

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

e PKU Express 20 o smaku pomaranczowym, proszek, 20 g biatka/25 g, 30 saszetek po 34 g, kod EAN
5060014051769.
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Niniejsze stanowisko dotyczy opakowania: PKU Express 15 o smaku neutralnym, proszek,
15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, kod EAN 5060014051585.

Problem zdrowotny

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

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

Opis wnioskowanej technologii medyczne;j

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

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

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

Alternatywne technologie medyczne

Skutecznosé kliniczna
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Skutecznos¢ praktyczna
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Bezpieczenstwo stosowania

Propozycje instrumentdéw dzielenia ryzyka

Stosunek kosztow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych

4/7



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

Wptyw na budzet ptatnika publicznego
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)

Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjne;j

T
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Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej

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

Dodatkowe uwagi Rady

Nie dotyczy.

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

Tryb wydania stanowiska

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

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

1. Nie dotyczy.
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