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

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadne wydawanie zgody na refundacje srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego GA Gel we wskazaniu
Acyduria glutarowa typu I.

Uzasadnienie

Brak badan klinicznych omawiajqcych skutecznosc i bezpieczeristwo kliniczne
srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego GA Gel
w podanym wskazaniu. Jednak odnaleziono 5 rekomendacji klinicznych
i 1 finansowq stwierdzajgcq przydatnos¢ GA Gel dla pacjentéow od 6 mc do 10 r.
zycia. W wytycznych NHS NIHR 2012 wskazano ten Ssrodek spoZzywczy
specjalnego przeznaczenia zywieniowego jako jeden z kilku do stosowana
w diecie w Acydurii glutarowej typu I. UmoZliwia pokrycie zapotrzebowania
na biatko w zaleznosci od fazy rozwoju pacjenta, umozliwia przygotowanie
preparatu w formie zelu, ktory mozna podac¢ pacjentom od 6 mc. Zycia,
jako jedyny nie wymaga duzych rozcienczen w jego przygotowaniu.

Przedmiot wniosku

Problem decyzyjny: zlecenie Ministra Zdrowia (pismo z dnia 4 lipca 2013 r., znak MZ-PLD-460-18536-
38/AL/13) dotyczy zbadania zasadnosci wydawania zgody na refundacje s$rodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego ($sspz) GA Gel (Dieta eliminacyjna), saszetki 4 24 g we
wskazaniu acyduria glutarowa typu 1, sprowadzanego zgodnie 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.) .

Tryb zlecenia: art. 31 e ust 1 ustawy z dnia 24 sierpnia 2004 roku o swiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz.U. 2004 nr 210 poz. 2135, z pézn. zm.) w zwigzku z art. 39
ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekdw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz.U. 2011 nr 122 poz. 696, z pézn. zm.).

Dodatkowe informacje: AOTM wystgpita do MZ z prosbhg o przekazanie danych dotyczacych
zleconego $sspz oraz wyrazenia zgody na przeprowadzenie skroconej oceny, ograniczonej do analizy
skutecznosci oraz profilu bezpieczenstwa, przegladu dostepnych rekomendacji klinicznych
i refundacyjnych na swiecie oraz opinii ekspertéw. Ministerstwo Zdrowia wyrazito zgode na
przeprowadzenie oceny skrdoconej.

Problem zdrowotny

Acyduria glutarowa typu 1, inaczej niedobdr dehydrogenazy glutarylo-CoA (GDD) jest autosomalnie
recesywnym zaburzeniem neurometabolicznym, charakteryzujagcym sie przetomami ostrej
encefalopatii, ktére powodujg uszkodzenia w prazkowiu oraz powazne zaburzenia ruchu natury
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o charakterze dystonii i dyskinezy. Nalezy do chordb rzadkich, czestos¢ wystepowania choroby na
catym Swiecie 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
przywrécenie; podwojenie suplementacji L-karnityny oraz S$ciste monitorowanie glukozy,
elektrolitow, bilansu ptynéw, jak réwniez mocznika i stanu watroby przez kompetentny
interdyscyplinarny zespdt. Przestrzeganie zalecen terapeutycznych medycyny ratunkowe] jest
konieczne, by zapobiec uszkodzeniu neurondéw i pdzniejszej wtdérnej dystonii.

Opis wnioskowanej technologii medycznej

GA Gel to bezsmakowy substytut biatka, pozbawiony lizyny z niskg zawartoscig tryptofanu w postaci
proszku. Zawiera egzogenne i endogenne aminokwasy, weglowodany, witaminy, mineraty
i pierwiastki sladowe.

GA Gel to skondensowany preparat w postaci proszku przeznaczony dla pacjentéw od 6 m.z. do
10r.z. ze stwierdzong acydurig glutarowa. GA Gel jest preparatem dostosowanym do potrzeb
zywieniowych niemowlat i mtodszych dzieci z acydurig glutarowa, ktdry dostarcza wszystkie
niezbedne egzo- i endogenne aminokwasy bez lizyny, z niskg zawartoscig tryptofanu. GA Gel jest
jedynym preparatem stosowanym w acydurii glutarowej, ktéry mozna przyjmowac¢ w minimalnym
rozciefczeniu (30 ml ptynu na saszetke 24 g), co pozwala na przyjecie preparatu w formie
skondensowanej pasty.

Alternatywne technologie medyczne

W oparciu o opinie ekspercka alternatywnymi terapiami stosowanymi w ocenianych wskazaniach sg:
w ramach leczenia dietetycznego: GA1 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 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 wiekowe;j
obejmujacej przedziat od 6 mies. do 10 lat (wskazanie dotyczgce 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 oraz ga 1, ga 2 i ga 2-prima produkowane przez
Milupa Metabolics.

Skutecznos¢ kliniczna

Nie odnaleziono zadnych przeglagddéw systematycznych ani badan klinicznych, na podstawie, ktorych
mozna by wnioskowac o skutecznosci i bezpieczenstwie klinicznym $rodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego GA Gel.

Skutecznos¢ praktyczna

Nie odnaleziono badan dotyczacych skutecznosci praktyczne;j.

Bezpieczenstwo stosowania

Nie odnaleziono badan dotyczgcych bezpieczenstwa stosowania produktu GA Gel.
Stosunek kosztow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych

Brak danych.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

W Polsce taczna kwota zgdd na refundacje w ramach importu docelowego $sspz GA Gel we
wskazaniu acyduria glutarowa typu 1 wyniosta ok 27 tys. PLN (sprowadzono 20 opakowan w latach
2012-2013)
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Z odnalezionych informacji wynika, ze S$sspz GA Gel finansowany jest ze $rodkéw publicznych
w Wielkiej Brytanii, Australii i Kanadzie.

Z informacji przekazanych przez podmiot odpowiedzialny wynika, iz cena zbytu netto srodka GA Gel
wynosi w krajach UE od 203,69 € do 303,79 €.

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej

Odnalezione wytyczne kliniczne zalecajg ogdlnie diete niskolizynowg z jednoczesnym zapewnieniem
wtasciwej podazy biatek, kluczowych aminokwaséw, energii, mikro/makroelementéw i witamin
w skojarzeniu z suplementacjg L-karnityny. W wytycznych NHS NIHR Expanded Newborn Screening
2012 wskazano preparat GA Gel jako jeden z kilku, ktére mozna stosowaé¢ w diecie w acydurii
glutarowej typu .

Odnaleziono 1 australijskg pozytywng rekomendacje PBAC z 2009 roku zalecajgcg finansowanie
srodka GA Gel w acydurii glutarowej typu | u pacjentdw w wieku od 6 miesiecy do 10 lat.

Na stronie Ontario Ministry of Health and Long-Term Care odnaleziono 2 dokumenty zawierajgce
listy Srodkdow finansowanych w ramach programu choréb metabolicznych. Na obu listach znajduje sie
srodek GA Gel we wskazaniach: acyduria glutarowa typu | i napady padaczkowe uzaleznione od
pirydoksyny. Nie odnaleziono informacji o wysokosci finansowania.

Dodatkowe uwagi Rady

Ze wzgledu na ograniczong ilo$¢ i jako$é danych naukowych ocena srodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego wymaga weryfikacji po ukazaniu sie wynikéw kolejnych badan
klinicznych.

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

Wiceprzewodniczacy Rady Przejrzystosci
prof. Michat Mysliwiec

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31 e ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotne;j
finansowanych ze $srodkédw publicznych (Dz. U. z 2008 r. Nr 164, poz.1027 z pdzn .zm.) w zwigzku z art. 39 ust. 3 ustawy z
dnia 12 maja 2012 roku o refundacji lekow, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow
medycznych (Dz. U. Nr 122, poz. 696 z pdin. zm.), z uwzglednieniem raportu ws. zasadnosci wydawania zgody na
refundacje produktu leczniczego AOTM-0T-431-24/2013, GA GEL (Dieta eliminacyjna) saszetki 4 24 g we wskazaniu:
Acyduria glutarowa typu |, luty 2014 r.

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

1. Nie dotyczy.
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