Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

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

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadne wydawanie zgody na refundacje srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia Zywieniowego HCU Express 15
we wskazaniu: homocystynuria dla  pacjentow nie odpowiadajgcych
na pirydoksyne.

Uzasadnienie

Nie odnotowano wytycznych klinicznych, ktdre zalecatyby stosowanie
HCU Express 15 w homocystynurii, jednak odnotowano zalecenia stosowania
syntetycznych produktow nie zawierajgcych metioniny a odpowiadajgce
w sktadzie srodkowi spozywczemu specjalnego przeznaczenia Zywieniowego
HCU Express 15. Przeglgd Vliet 2014 wykazat przydatnos¢ tego srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia Zywieniowego szczegdlnie u pacjentow
nie odpowiadajgcych na pirydoksyne. Rowniez wskazania refundacyjne tego
preparatu w Australii dotyczq tej grupy pacjentow. W Polsce refundowanym
produktem leczniczym w tym wskazaniu jest Cystadane /betaina bezwodnay/.

Przedmiot wniosku

Problem decyzyjny: zlecenie Ministra Zdrowia (pismo z dnia 03.07.2013 r., znak MZ-PLD-460-18536-
39/AL/13) dotyczy zbadania zasadnosci wydawania zgody na refundacje $rodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego ($sspz): HCU Express 15 (dieta eliminacyjna) saszetki a 25 g
we wskazaniu: homocystynuria (HCU); 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 p6zn. 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 Ministerstwa Zdrowia z prosbg o przekazanie danych
dotyczacych zleconego produktu leczniczego oraz wyrazenia zgody na przeprowadzenie skréconej
oceny, ograniczonej do analizy skutecznosci oraz profilu bezpieczeristwa, przeglagdu dostepnych
rekomendacji klinicznych i refundacyjnych na swiecie oraz opinii ekspertéw. Minister zdrowia wyrazit
zgode na przeprowadzenie oceny skréconej.

Problem zdrowotny

Homocystynuria to genetyczne zaburzenie metaboliczne wynikajgce gtéwnie z braku aktywnosci
enzymu syntetyzujgcego cystationine, co powoduje wzrost stezenia homocysteiny w surowicy
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iwmoczu oraz podwyziszony poziom metioniny. Powoduje to zespdt objawdéw zwigzanych
z upo$ledzeniem dojrzewania kolagenu: zaburzenia uktadu kostnego z osteoporozy, 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).

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Niearomatyzowany proszek wolny od metioniny, zawierajacy egzo- i endogenne aminokwasy,
weglowodany, cukry, witaminy, mineraty i Sladowe ilosci innych elementéw do zastosowania
w postepowaniu dietetycznym w HCU.

Alternatywne technologie medyczne

W oparciu o opinie ekspercka alternatywnymi technologiami stosowanymi w ocenianym wskazaniu
w ramach postepowania dietetycznego sg: HCU Anamix Infant, HCU LV, Milupa HOM 2 prima,
natomiast w ramach leczenia farmakologicznego: betaina bezwodna, pirodyksyna, kwas foliowy,
hydroksykobalamina.

Skutecznosé kliniczna

W wyniku przeprowadzonego przeglady nie odnaleziono badan dotyczacych stosowania HCU Express
15 u pacjentéw z homocystynurig.

Skutecznos¢ praktyczna

Nie odnaleziono badan oceniajgcych skutecznos¢ praktyczng produktu HCU Express 15.
Bezpieczenstwo stosowania

Nie odnaleziono badan oceniajgcych bezpieczeristwo stosowania produktu HCU Express 15.
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 HCU Express 15 we
wskazaniu: homocystynuria wyniosta: 80,930 tys. PLN w 2013 r. (do Il kwartatu).

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.

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej

W wyniku wyszukiwania nie odnaleziono wytycznych klinicznych, ktére zalecatyby stosowanie HCU
Express 15 w homocystynurii. Jednak we wszystkich 6 odnalezionych dokumentach (2 amerykaniskie,
2 europejskie, 1 angielskim, 1 irlandzkim) zalecano stosowanie specjalnej diety ubogiej w metionine,
wtym w 5 — syntetyczne produkty niezawierajgce metioniny, a dostarczajgce niezbednych
aminokwasow, witamin i mineratdéw. Odnaleziono takze 1 australijskg rekomendacje refundacyjng
zalecajacg finansowanie ocenianej technologii medycznej ze srodkéw publicznych.

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

Wiceprzewodniczgcy 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 zdrowotnej
finansowanych ze $srodkédw publicznych (Dz. U. z 2008 r. Nr 164, p0oz.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-431-22/2013, HCU Express 15 (dieta eliminacyjna) saszetki a 25 g we
wskazaniu: homocystynuria, luty 2014 r.

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

1. Nie dotyczy.
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