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Rekomendacja nr 58/2014
z dnia 25 lutego 2014 r.
Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych

w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego: GA Gel
(dieta eliminacyjna) we wskazaniu acyduria glutarowa typu I.

Prezes Agencji rekomenduje wydawanie zgdd na refundacje w ramach procedury
zapotrzebowania na sprowadzenie z zagranicy s$rodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego nieposiadajgcego pozwolenia na dopuszczenie do obrotu,
niezbednego dla ratowania zycia lub zdrowia pacjenta (import docelowy): GA Gel (dieta
eliminacyjna) we wskazaniu acyduria glutarowa typu I.

Uzasadnienie rekomendacji

Prezes Agencji, przychylajgc sie do stanowiska Rady Przejrzystosci uwaza za zasadne
wydawanie zgdéd na refundacje $rodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego: GA Gel (dieta eliminacyjna) we wskazaniu Acyduria glutarowa typu |.

Brak jest badan klinicznych omawiajgcych skutecznosc¢ i bezpieczenstwo kliniczne srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego GA Gel w podanym wskazaniu.
Odnaleziono 5 rekomendacji klinicznych i 1 finansowg stwierdzajagcg przydatnosé GA Gel
dla pacjentdw od 6 mc do 10 r. zycia. W wytycznych NHS NIHR 2012 wskazano ten srodek
spozywczy specjalnego przeznaczenia zywieniowego jako jeden z kilku do stosowana
w diecie w Acydurii glutarowej typu I.

Przedmiot wniosku

Whiosek dotyczy zasadnosci wydawania zgdd na refundacje $rodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego ($sspz): GA Gel (dieta eliminacyjna) saszetki 4 24 g we wskazaniu:
Acyduria glutarowa typu |. Srodek spozywczy specjalnego przeznaczenia zywieniowego GA Gel (dieta
eliminacyjna) saszetki @ 24 g nie posiada wainego pozwolenia na dopuszczenie do obrotu
na terytorium Polski, moze by¢ jednak sprowadzany z zagranicy, jezeli jego zastosowanie
jest niezbedne dla ratowania zycia lub zdrowia pacjenta, na warunkach i w trybie okreslonym art. 29a
ust. 5 ustawy z dnia 25 sierpnia 2006 r. o bezpieczenstwie zywnosci i zywienia (Dz.U. z 2010 r.,
Nr 136, poz 914 z pdin. zm.). Minister Zdrowia moze wydac¢ zgode na refundacje sprowadzanego
srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego na podstawie art. 39 ustawy
o refundacji lekdw, srodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdéw
medycznych. Preparat jest wtedy wydawany swiadczeniobiorcy po wniesieniu optaty ryczattowe;j.
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Problem zdrowotny

Acyduria glutarowa typu 1, inaczej niedobdr dehydrogenazy glutarylo-CoA (GDD) jest autosomalnie
recesywnym zaburzeniem neurometabolicznym, charakteryzujgcym sie przetomami ostrej
encefalopatii, ktére powodujg uszkodzenia w prazkowiu oraz powazne zaburzenia ruchu natury
o charakterze dystonii i dyskinezy. Nalezy do chordb rzadkich, czestos¢ wystepowania choroby
na catym sSwiecie szacuje sie na 1 na 100,000 urodzen. Postepowanie terapeutyczne w chorobie
obejmuje obecnie diete o niskiej zawartosci lizyny, suplementacje karnityny, w wypadku wystgpienia
choréb dodatkowych — przygotowanie na szybka interwencje medyczng. Podczas ostrych epizodéw
najwazniejsze w postepowaniu jest zwiekszenie podazy energii (20-100% powyzej zalecanego
dziennego spozycia); eliminacja naturalnego biatka przez 24-48 godzin a nastepnie stopniowe jego
przywrdcenie; podwojenie suplementacji L-karnityny oraz Sciste monitorowanie glukozy,
elektrolitéw, bilansu ptynéw, jak réwniez mocznika i stanu watroby przez kompetentny
interdyscyplinarny  zespdt. Przestrzeganie zalecern terapeutycznych medycyny ratunkowej
jest konieczne, by zapobiec uszkodzeniu neurondéw i pdzniejszej wtérnej dystonii.

Opis wnioskowanego $wiadczenia

GA gel to bezsmakowy substytut biatka, pozbawiony lizyny z niskg zawartoscig tryptofanu w postaci
proszku. GA Gel to skondensowany preparat w postaci proszku przeznaczony dla pacjentéw od 6 mz.
do 10 r.z. ze stwierdzong acydurig glutarowga. Preparat dostosowany jest do potrzeb zywieniowych
niemowlat i mtodszych dzieci z acydurig glutarowg, ktéry dostarcza wszystkie niezbedne egzo-
i endogenne aminokwasy bez lizyny, z niskg zawartoscig tryptofanu, weglowodany, witaminy,
mineraty i pierwiastki sladowe. GA Gel jest jedynym preparatem stosowanym w acydurii glutarowej,
ktéry mozna przyjmowaé w minimalnym rozcienczeniu (30 ml ptynu na saszetke 24g), co pozwala
na przyjecie preparatu w formie skondensowanej pasty.

Alternatywna technologia medyczna

Na podstawie opinii eksperta alternatywnymi technologiami stosowanymi w ocenianym wskazaniu
w ramach postepowania dietetycznego s3: GAl Anamix Infant, LT-AM2, LT-AM3, w ramach
farmakoterapii: L-karnityna (w duzych dawkach). W wytycznych NHS NIHR Expanded Newborn
Screening 2012 wskazano kilka preparatéow, ktére mozna stosowac w acydurii glutarowej typu I
GA Anamix Infant, GA Gel, XLys Low Try Maxamaid oraz XLys Try Glutaridon. Ponadto na stronach
producentéw $sspz zidentyfikowano inne preparaty stosowane w acydurii glutarowej typu | w grupie
wiekowej obejmujgcej przedziat od 6 mies. do 10 lat (wskazanie dotyczagce GA Gel),
sg to: GA expressl5 i GA amino5 produkowane przez Vitaflo, GA produkowane przez Mead Johnson
Nutrition, XLYS Low TRY Maxamaid, XLYS Low TRY Maxamum i XLYS TRY Glutaridon produkowane
przez Nutricie, Glutarex 1 i Glutarex 2 produkowane przez Abbott Nutrition
orazgal, ga 2iga 2-prima produkowane przez Milupa Metabolics.

Skutecznos¢ kliniczna i bezpieczenstwo stosowania

Nie odnaleziono zadnych przegladdéw systematycznych ani badan klinicznych, na podstawie, ktérych
mozna by wnioskowac o skutecznosci i bezpieczenstwie klinicznym srodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego GA Gel w ocenianym wskazaniu.

Skutecznos¢ praktyczna

Nie odnaleziono dowodéw naukowych dokumentujgcych skutecznosé praktyczng.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

W ramach importu docelowego sprowadzono do Polski 8 opakowan preparatu GA Gel w 2012 r.
i 12 opakowan w 2013 r. tgczna kwota zgdd na import docelowy przedmiotowego $sspz wg stanu
na Il kwartat 2013 roku wyniosta 10 768,24 PLN netto w 2012 roku (3 wnioski, 3 zgody, 1 unikalny
numer PESEL) i 16 152,36 PLN netto w 2013 roku (2 wnioski, 2 zgody, 1 unikalny numer PESEL).
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Ssspz GA Gel finansowany jest ze $rodkéw publicznych we wszystkich krajach, gdzie preparat jest
zarejestrowany i ma on petng refundacje (Wielkia Brytania, Australia i Kanada). Z informacji
przekazanych przez podmiot odpowiedzialny wynika, iz cena zbytu netto srodka GA Gel wynosi
w krajach UE od 203,69 € do 303,79 €.

Omodwienie rekomendacji wydawanych w innych krajach w odniesieniu do ocenianej
technologii

Odnaleziono 5 rekomendacji klinicznych oraz 1 rekomendacje finansowa. Odnalezione wytyczne
kliniczne zalecajg ogdlnie diete niskolizynowg z jednoczesnym zapewnieniem witasciwej podazy
biatek, kluczowych aminokwaséw, energii, mikro/makroelementéw i witamin w skojarzeniu
z suplementacjg L-karnityny (BIMDG 2013 -British Inherited Metabolic Disease Group, EIMD [brak
daty] —European registry and network for Intoxication type Metabolic Diseases, NHS National
Institute for Health Research Expanded Newborn Screening 2012, Kolker 2011, Orphanet 2013.
W wytycznych Expanded Newborn Screening, National Institute for Health Research — NIHR 2012
wskazano preparat GA Gel jako jeden z kilku, ktére mozna stosowac w diecie w acydurii glutarowe;j

typu l.

Odnaleziono jedng australijskg pozytywng rekomendacje PBAC (Pharmaceutical Benefits Advisory
Committee) z 2009 roku zalecajgcy finansowanie ze srodkéw publicznych srodka GA Gel w acydurii
glutarowej typu | u pacjentéw w wieku od 6 miesiecy do 10 lat.

Podstawa przygotowania rekomendacji

Rekomendacja zostata przygotowana na podstawie zlecenia z dnia 04.07.2013r. Ministra Zdrowia (znak:
MZ-PLD-460-18536-38/AL/13), w sprawie zasadnosci wydawania zgody na refundacje $rodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego ($sspz)GA Gel (dieta eliminacyjna) saszetki @ 24 g we wskazaniu:
Acyduria glutarowa typu |, na podstawie art.31le ustawy z dnia 24 sierpnia 2004 roku o $wiadczeniach
zdrowotnych finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2008 r. Nr 164, poz. 1027, z pdin. zm.),
i w zwigzku z art. 39 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 roku o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. Nr 122, poz. 696, z pdin. zm.),
po uzyskaniu stanowiska Rady Przejrzystosci nr 67/2014 z dnia 25 lutego 2014 r. w sprawie zasadnosci
wydawania zgody na refundacje Srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego GA Gel
we wskazaniu Acyduria glutarowa typu I.

PiSmiennictwo:

1. Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 67/2014 z dnia 25 lutego 2014 r. w sprawie zasadnosci wydawania
zgody na refundacje S$rodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego GA Gel
we wskazaniu Acyduria glutarowa typu |

2. Raport nr: AOTM-0T-431-24/2013, GA GEL (Dieta eliminacyjna) saszetki 4 24 g we wskazaniu: Acyduria
glutarowa typu | Raport ws. zasadnosci wydawania zgody na refundacje s$rodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego. Warszawa, 20 luty 2014 r



