Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 70/2014 z dnia 25 lutego 2014 r.
w sprawie zasadnos$ci wydawania zgody na refundacje produktu
leczniczego Cholesterol Module we wskazaniu
Zespot Smitha-Lemliego-Opitza

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wydawania zgody na refundacje srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia Zywieniowego Cholesterol Module
(Dieta eliminacyjna), proszek, 450g we wskazaniu: Zespot Smitha-Lemliego-
Opitza.

Uzasadnienie

Brak jest technologii alternatywnych mogqgcych zastgpi¢ stosowanie
Cholesterolu Module w Zespole Smitha-Lemliego-Opitza. Biorgc pod uwage
niewielkq liczbe przypadkdw tej wady i pozytywne opinie ekspertow Rada
Przejrzystosci wnioskuje jak wyzej.

Przedmiot wniosku

Zlecenie dotyczy zbadania zasadnosci wydawania zgody na refundacje srodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego Cholesterol Module (Dieta eliminacyjna), proszek, 450 g,
we wskazaniu: Zespot Smitha-Lemliego-Opitza.

Zlecenie z art. 31 e ust. 1 ustawy o z dnia 24 sierpnia 2004 roku o swiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2008 r. Nr 164, poz.1027 z pdin. zm.) w zwigzku
zart. 39 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2012 roku o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. Nr 122, poz.696 z pdin.
zm.).

Problem zdrowotny

Zespot Smith-Lemli-Opitz (ZSLO) jest wrodzong chorobg metaboliczng uwarunkowang genetycznie,
dziedziczong w sposdb autosomalny recesywny. Powodem choroby sg wysokie poziomy prekursoréw
cholesterolu 7-dehydrocholesterolu (DHCR7) oraz 8-dehydrocholesterolu (DHCR8) prowadzace do
zaburzen jego syntezy. W ZSLO dochodzi do gromadzenia sie7-dehyrocholesterolu (7-DHC) w
tkankach catego organizmu. Niedobdr cholesterolu z kolei powoduje wystepowanie szeregu zaburzen
rozwojowych u ptodu, a w skrajnych przypadkach nawet do jego obumarcia.

Opis wnioskowanej technologii medycznej

Cholesterol Module jest srodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego. Cholesterol
Module wskazany jest w przypadku stosowania w Zespole Smith-Lemli-Opitz. Zalecany dla
niemowlat, dzieci i dorostych.

Alternatywne technologie medyczne

Na podstawie opinii ekspertdow klinicznych ds. pediatrii oraz pediatrii metabolicznej nie ma terapii
alternatywnej dla stosowania Cholesterol Module.

Agencja Oceny Technologii Medycznych
ul. 1. Krasickiego 26, 02-611 Warszawa, tel. +48 22 56 67 200 fax +48 22 56 67 202
e-mail: sekretariat@aotm.gov.pl

www.aotm.qgov.pl



http://www.aotm.gov.pl/

Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTM nr 70/2014 z dnia 25 lutego 2014 r.

Skutecznosc¢ kliniczna, bezpieczenstwo stosowania

Do analizy klinicznej wtgczono 1 przeglad systematyczny autorstwa Svoboda (2012). W publikacji
zwrdcono uwage, iz najbardziej powszechng formga suplementacji cholesterolu w diecie sg z6ttka jaja
i/lub zawiesina cholesterolu, ktéra jest dostepna jako krystaliczny proszek do rozpuszczania w oleju,
wodzie lub posypywania zywnosci. Rzadziej, zwiekszenie podazy cholesterolu, moze polegaé¢ na
stosowaniu diety bogato cholesterolowej z uzyciem masta, Smietany i miesa.

Do analizy klinicznej wtgczono 4 publikacji, dotyczacych efektow suplementacji egzogennego
cholesterolu u pacjentdw z zespotem Smith-Lemli-Opitza. Tylko w jednym z badan (Szabo 2010, opis
przypadku), odniesiono sie bezposrednio do zastosowania preparatu Cholesterol Module jako formy
terapii. W pozostatych badaniach klinicznych, suplementacje cholesterolem przedstawiono jako
potaczenie diety sktadajgcej sie z cholesterolu pochodzacego ze zrédet naturalnych oraz stosowania
cholesterolu w formie krystalicznej. Wyniki wszystkich zaprezentowanych badan klinicznych wskazujg
na pozytywny efekt zastosowania suplementacji egzogennego cholesterolu u pacjentow z zespotem
Smith-Lemli-Opitza.

Nie odnaleziono dodatkowych informacji dotyczacych bezpieczenistwa w bazach EMA, FDA i URPL.
Preparat Cholesterol Module nie posiada Charakterystyki Produktu Leczniczego.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Cholesterol Module jest srodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego. Moze by¢
sprowadzany z zagranicy jezeli jego zastosowanie jest niezbedne dla ratowania zycia lub zdrowia
pacjenta, na warunkach i w trybie okreslonym w art. 4 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r. — Prawo
farmaceutyczne (Dz. U. z 2008 r. Nr 45, poz. 271, z pdin. zm.), tj. na podstawie zapotrzebowania,
wystawianego przez szpital albo lekarza prowadzgcego leczenie poza szpitalem, potwierdzone przez
konsultanta z danej dziedziny medycyny. Na wniosek, Minister Zdrowia moze wyda¢ decyzje o
objeciu refundacjg sprowadzonego leku, na podstawie art. 39 ustawy o refundacji. Lek jest wtedy
wydawany swiadczeniobiorcy po wniesieniu optaty ryczattowej.

W 2012 r. wydano 18 zgdd na import docelowy Cholesterol Module, tgczna liczba zrefundowanych
opakowan wyniosta 530, gdzie kwota za opakowanie wahata sie w granicach 524,63 - 623,26 PLN. W
2013 r. (dane za Il kwartat) wydano 10 zgdd na import docelowy Cholesterol Module, tgczna liczba
zrefundowanych opakowan wyniosta 365, gdzie kwota za opakowanie wyniosta 649,42 PLN.

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej

Odnaleziono 1 rekomendacje kliniczng Canadian Paediatric Surveillance Program dotyczaca
pozytywnych efektdw suplementacji cholesterolu u pacjentéw z zespotem Smith-Lemli-Opitz.
Rekomendacja nie odnosi sie bezposrednio do zastosowania produktu Cholesterol Module.

Nie odnaleziono rekomendac;ji dotyczgcych finansowania.
Dodatkowe uwagi Rady

Ze wzgledu na ograniczong ilo$¢ i jako$¢ 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 zdrowotne;j
finansowanych ze $srodkéw 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-DS-431-16/2013, Zbadanie zasadnosci wydawania zgody na refundacje $rodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego Cholesterol Module (Dieta eliminacyjna), proszek, 450 g, we
wskazaniu: Zespét Smitha-Lemliego-Opitza, luty 2014 r.

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

1. Nie dotyczy.
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