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Rekomendacja nr 57/2014
z dnia 25 lutego 2014 r.
Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych

w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia: HCU Express 15 (dieta
eliminacyjna) we wskazaniu homocystynuria.

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): HCU Express 15
(dieta eliminacyjna) we wskazaniu homocystynuria dla pacjentéw nie odpowiadajgcych
na pirydoksyne.

Uzasadnienie rekomendacji

Prezes Agencji, przychylajgc sie do stanowiska Rady Przejrzystosci uwaza za zasadne
wydawanie zgdd na refundacje srodka spozywczego specjalnego zywieniowego: HCU Express
15 (dieta eliminacyjna) we wskazaniu homocystynuria dla pacjentow nie odpowiadajgcych
na pirydoksyne.

Nie zidentyfikowano wytycznych klinicznych, ktére zalecatyby stosowanie HCU Express 15
w homocystynurii, jednak odnotowano zalecenia stosowania syntetycznych preparatéw
nie zawierajacych metioniny. W przegladzie systematycznym Vliet 2014 podkreslono,
ze u pacjentéw nieodpowiadajgcych na leczenie pirydoksyng w ramach postepowania
dietetycznego stosuje sie m.in.: preparaty niezawierajgce metioniny. Réwniez australijski
PBAC rekomendowat finansowanie ze srodkow publicznych HCU Express 15 w tej grupie
pacjentéw. . W Polsce w ramach programu lekowego pacjenci z klasyczng homocystynurig
mogg by¢ leczeni produktem leczniczym Cystadane (betaina bezwodna).

Przedmiot wniosku

Whiosek dotyczy zasadnosci wydawania zgdd na refundacje $rodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego ($sspz): HCU Express 15 (dieta eliminacyjna) we wskazaniu
homocystynuria. Srodek spozywczy specjalnego przeznaczenia zywieniowego HCU Express 15 (dieta
eliminacyjna) saszetki @ 25 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 pdzn. zm.). Minister Zdrowia moze wyda¢ zgode na refundacje sprowadzanego
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srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego na podstawie art. 39 ustawy
o refundacji lekow, srodkdéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow
medycznych. Preparat jest wtedy wydawany swiadczeniobiorcy po wniesieniu optaty ryczattowej.

Problem zdrowotny

Homocystynuria (HCU) to genetyczne zaburzenie metaboliczne wynikajgce gtownie z braku
aktywnosci enzymu syntetyzujgcego cystationine, co powoduje wzrost stezenia homocysteiny
W surowicy i w moczu oraz podwyziszony poziom metioniny. Powoduje to zespdét objawdw
zwigzanych z uposledzeniem dojrzewania kolagenu: zaburzenia uktadu kostnego z osteoporozg,
zwichniecie soczewek oraz zakrzepy w naczyniach. Celem leczenia jest obnizenie stezenia
homocysteiny do jak najnizszego. Uzyskuje sie to poprzez: podawanie witaminy B6, witaminy B12
i kwasu foliowego (wzmacnianie dziatania enzymu B—syntazy cystationiny), zmniejszanie zawartosci
metioniny w diecie i ew. suplementacje cystyny oraz podawanie bezwodnej betainy (stosowanie
alternatywnego szlaku metabolicznego do eliminacji homocysteiny).

Wedtug danych ORPHANET zapadalno$¢ na HCU wynosi 1-9:100 000 urodzen, a wedtug danych
brytyjskich (dotyczy pirydoksyno-niezaleznych) 1:144 000. Natomiast w Polsce liczba nowych
przypadkéw w ciggu roku wynosi 3-28:100 000 urodzen, a liczba oséb z niniejszg jednostka
chorobowg dotyczy ok. 11 pacjentéw.

Opis wnioskowanego $wiadczenia

HCU Express jest skondensowanym preparatem w proszku dla pacjentéw od 3 r.z., dostosowanym
do potrzeb zywieniowych pacjentéw z homocystynurig. HCU Express to niearomatyzowany proszek
wolny od metioniny, zawierajacy egzo- i endogenne aminokwasy, weglowodany, cukry, witaminy,
mineraty i $ladowe ilosci innych elementéw do zastosowania w postepowaniu dietetycznym w HCU.

Alternatywna technologia medyczna

Na podstawie opinii eksperta alternatywnymi technologiami stosowanymi w ocenianym wskazaniu
w ramach postepowania dietetycznego s3: HCU Anamix Infant, HCU LV, Milupa HOM 2 prima,
natomiast w ramach leczenia farmakologicznego: betaina bezwodna, pirydoksyna, kwas foliowy,
hydroksykobalamina.

Skutecznosc¢ kliniczna i bezpieczenstwo stosowania
Nie odnaleziono badan dotyczgcych stosowania HCU Express 15 u pacjentéw z homocystynurig

Skutecznos¢ praktyczna

Nie odnaleziono dowoddéw naukowych dokumentujacych skutecznosé praktyczna.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

W Polsce tgczna kwota zgdd na refundacje w ramach importu docelowego $sspz HCU Express 15
we wskazaniu: homocystynuria wyniosta: 80,930 tys. PLN (6 wnioskdw, 6 zgdd, sprowadzono tacznie
24 opakowania) w 2013 r. (do Il kwartatu). Wg danych otrzymanych od Ministerstwa Zdrowia w 2013
r. HCU Express 15 zrefundowano u 2 oséb (liczba unikalnych numeréw PESEL).

Jak poinformowata firma Nestle Polska S.A. we wszystkich krajach, w ktérych oceniany $sspz
jest zarejestrowany (Wielka Brytania, Irlandia, Niemcy, Austria, Hiszpania, Portugalia, Francja,
Luksemburg, Grecja, Wtochy, Dania, Holandia, Belgia, Szwecja, Norwegia, USA, Kanada, Australia,
Turcja i pozostate kraje Bliskiego Wschodu), jest tez refundowany.

Omowienie rekomendacji wydawanych w innych krajach w odniesieniu do ocenianej
technologii

Nie odnaleziono wytycznych klinicznych, ktore zalecatyby stosowanie HCU Express 15
w homocystynurii. Jednak we wszystkich 6 rekomendacjach (Expanded Newborn Screening, National
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Institute for Health Research — NIHR (Anglia) 2012; National Organization for Rare Disorders — NORD
(USA) 2012, U.S. National Library of Medicine, National Institutes of Health — NIH (USA) 2011,
European Society of Cardiology — ESC (Europa) 2009, National Centre for Inherited Metabolic
Disorders — NCIMD (Irlandia) 2006, Orpha.net (Europa), zalecano stosowanie specjalnej diety ubogiej
w metionineg, w tym w 5 (NIHR 2012, NORD 2012, NIH 2011, NCIMD 2006, Orpha.net)
z nich syntetyczne produkty niezawierajgce metioniny, a dostarczajgce niezbednych aminokwasow,
witamin i mineratéw. Odnaleziono jedng australijskg rekomendacje refundacyjng (PBAC 2004 -
Pharmaceutical Benefits Advisory Committee) zalecajgcg finansowanie ocenianej technologii
medycznej ze Srodkdéw publicznych.

Podstawa przygotowania rekomendacji

Rekomendacja zostata przygotowana na podstawie zlecenia z dnia 03.07.2013r. Ministra Zdrowia (znak:
MZ-PLD-460-18536-39/AL/13), w sprawie zasadnosci wydawania zgody na refundacje $rodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego ($sspz) HCU Express 15 (dieta eliminacyjna) we wskazaniu
homocystynuria, na podstawie art. 31le ustawy z dnia 24 sierpnia 2004 roku o swiadczeniach zdrowotnych
finansowanych ze srodkdw publicznych (Dz. U. z 2008 r. Nr 164, poz. 1027, zpdin. zm.),
i w zwigzku z art. 39 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 roku o refundacji lekdow, sSrodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. Nr 122, poz. 696, z pdin. zm.),
po uzyskaniu stanowiska Rady Przejrzystosci nr 66/2014 z dnia 25 lutego 2014 r. w sprawie zasadnosci
wydawania zgody na refundacje $rodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego HCU Express 15
we wskazaniu: homocystynuria.

PiSmiennictwo:

1. Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 66/2014 z dnia 25 lutego 2014 r. w sprawie zasadnosci wydawania
zgody na refundacje srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego HCU Express 15
we wskazaniu: homocystynuria.

2. Raport nr: AOTM-0T-431-22/2013, HCU Express 15 (dieta eliminacyjna) saszetki & 25 g we wskazaniu:
homocystynuria. Raport ws. zasadnosci wydawania zgody na refundacje Srodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego. Warszawa, 20 luty 2014 r



