Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 86/2014 z dnia 10 marca 2014 r.
w sprawie zasadnos$ci wydawania zgody na refundacje produktu
leczniczego LEU-free cooler (Dieta eliminacyjna), woreczki a 130ml
we wskazaniu: 3 metylokrotonyloglicynuria

Rada Przejrzystosci uwaza za niezasadne wydawanie zgody na refundacje
srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia Zywieniowego LEU-free cooler
(Dieta eliminacyjna), woreczki a 130ml we wskazaniu:
3-metylokrotonyloglicynuria.

Uzasadnienie

Podstawowym postepowaniem w 3-metylokrotonyloglicynurii jest dieta
z ograniczeniem produktow zawierajgcych leucyne, ktora ma na celu
zapobieganie uszkodzeniom mdzgu i uktadu nerwowego. Z powodu braku
badan naukowych wskazujgcych na skutecznosc i bezpieczenstwo stosowania
wnioskowanego  produktu w  3-metylokrotonyloglicynurii  oraz  brak
rekomendacji klinicznych w tym zakresie, trudno znaleZé przestanki
uzasadniajgce wydawanie zgody na refundacje produktu LEU-free cooler
we wnioskowanym wskazaniu.

Przedmiot wniosku

W pismach z dnia 3.07.2013, znak MZ-PLD-460-18536-44/AL/13 (data wptywu do AOTM 8 lipca 2013
r.), Minister Zdrowia zwrdcit sie z prosbg o przygotowanie na podstawie art. 3le ustawy o
Swiadczeniach rekomendacji Prezesa dla Swiadczenia opieki zdrowotnej LEU-free cooler (Dieta
eliminacyjna), woreczki @ 130 ml we wskazaniu: 3-metylokrotonyloglicynuria, w sprawie zasadnosci
wydawania zgody na refundacje produktu leczniczego nieposiadajgcego pozwolenia na dopuszczenie
do obrotu na terytorium Rzeczypospolitej Polskiej, sprowadzanego z zagranicy na warunkach i w
trybie okreslonym w art. 4 ustawy z dnia 6 wrze$nia 2001 r. — Prawo farmaceutyczne (Dz. U. z 2008 r.
Nr 45, poz. 271, z pdzn. zm.).

Majac na uwadze ograniczony zakres dostepnych danych (wynikajgcy z braku rejestracji sSrodkow
specjalnego przeznaczenia zywieniowego LEU-free cooler w Polsce), zwrdcono sie do Ministra
Zdrowia z prosbg o wyrazenie zgody na wykonanie skréconej oceny ww. $wiadczenia opieki
zdrowotnej, ograniczonej do oceny skutecznosci oraz profilu bezpieczenstwa, z wykorzystaniem
dostepnych informacji dotyczacych rejestracji ww. produktu leczniczego w WIk. Brytanii,
uzupetnionej o przeglad dostepnych rekomendacji klinicznych, rekomendacji refundacyjnych dla tego
leku na Swiecie oraz opinie ekspertéw klinicznych. Pismem z dnia 30 sierpnia 2013r. Minister wyrazit
zgode na taki sposéb postepowania.

Problem zdrowotny

3-Metylokrotonyloglicynuria (3MCC) to niedobdr karboksylazy 3-metylokrotonylo-CoA (niedobér
3MCC), znany takze jako niedobdér BMCC. Jest to choroba dziedziczna, dziedziczona autosomalnie
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recesywnie. Osoby z tg chorobg majg niewystarczajgcy poziom enzymu odpowiedzialnego za rozktad
biatek zawierajgcych leucyne. Czestotliwos¢ wystepowania tej choroby wynosi 1 na 50 000 osdb.

Niemowleta dotkniete chorobg wygladajg normalnie przy urodzeniu. Pierwsze symptomy moga
wystgpi¢ w ciggu pierwszego roku zycia lub we wczesnym dziecinstwie. Objawami s3: trudnosci
w karmieniu, czeste wymioty i biegunki, zmeczenie, sennosé, hipotonia (stabe napiecie miesniowe).
Nieleczona prowadzi do zaburzenia rozwoju, drgawek, $pigczki. Wczesne wykrycie i odpowiednie
prowadzenie osoby chorej (odpowiednia dieta o niskiej zawartosci biatka) moze zapobiec pogtebianiu
choroby. Mutacja w obrebie genu karboksylazy (MCCC1 i MCCC2) nie zawsze jest jednoznaczna
z wystgpieniem objawdw choroby. Cechy niedoboru 3-MCC sg podobne to zespotu Reye’a.

Podstawowym leczeniem jest dieta z ograniczeniem produktéw zawierajacych leucyne. Gromadzenie
produktéw ubocznych przetwarzania leucyny powodujg uszkodzenia mdzgu i uktadu nerwowego.
Stosuje sie suplementacje glicyng, karnityng i biotyna.

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Cooler jest gotowym do picia substytutem biatka zawierajgcym egzo- i endogenne aminokwasy,
weglowodany, witaminy, skfadniki, mineraty, pierwiastki $ladowe i dtugotaiicuchowe
wielonienasycone kwasy ttuszczowe omega-3 (LCP), kwas dokozaheksaenowy (DHA) i kwas
eikozapentaenowy (EPA). Zawiera cukier i sSrodki stodzgce.

Alternatywne technologie medyczne

Na podstawie opinii ekspertow kluczowa role w postepowaniu medycznym u pacjentéw z 3MCC
odgrywa dieta z ograniczeniem biatka naturalnego lub leucyny. Postepowanie dietetyczne obejmuje
wszystkich pacjentéw rozpoznanych objawowo. Czes¢ pacjentdw rozpoznanych przed wystgpieniem
objawéw wymaga jedynie obserwacji i profilaktyki stanéw dekompensacji metabolicznej, bez
koniecznosci przewlektego stosowania diety eliminacyjnej. Uzupetniajgca podaz izoleucyny i waliny.
Postepowanie dietetyczne obejmuje wszystkich pacjentéw leczonych zachowawczo.

Skutecznos¢ kliniczna

Brak danych.

Skutecznos¢ praktyczna

Brak danych.

Bezpieczenstwo stosowania

Brak danych.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Aktualnie, na Wykazie Lekéw Refundowanych (WLR) nie znajduje sie zaden $sspz przeznaczony dla
pacjentéw z 3MCC.

Otrzymane dane z NFZ wskazujg, ze w 2013 roku udzielono 2 zgody (2 wnioski) na tgczng ilos¢ 9
opakowar & 30 sztuk LEU-free cooler na leczenie 3MCC na kwote 20 250zt. Srednia cena za
opakowanie wynosita 2 250zt.

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej
Nie odnaleziono rekomendacji klinicznych we wnioskowanym wskazaniu.
Dodatkowe uwagi Rady

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

Przewodniczgcy Rady Przejrzystosci
prof. Tomasz Pasierski

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31 e ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze $srodkéw 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-BP-431-7/2014, LEU-free cooler (Dieta eliminacyjna), woreczki a 130ml we
wskazaniu: 3 metylokrotonyloglicynuria, marzec 2014.

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

1. Nie dotyczy.
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