Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr24/2017 z dnia 6 marca 2017 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje Srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego IVA Cooler 15
we wskazaniach: acyduria izowalerianowa
i 3-metylokrotonyloglicynuria

Rada Przejrzystosci uwaza za niezasadne wydawanie zgoéd na refundacje
srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego IVA Cooler 15 we
wskazaniach: acyduria izowalerianowa i 3-metylokrotonyloglicynuria.

Uzasadnienie

IVA Cooler 15 to Srodek spozywczy specjalnego przeznaczenia Zywieniowego,
ktory nie posiada waznego pozwolenia na dopuszczenie do obrotu na terenie
Rzeczpospolitej Polskiej. Jest to jeden z preparatow pozwalajgcych na wtasciwe
zbilansowanie diety u pacjentow, ktorzy wymagajq redukcji zawartosci leucyny
w leczeniu dietetycznym. Zgodnie z danymi przekazanymi przez Ministerstwo
Zdrowia srodek spozywczy specjalnego przeznaczenia zywieniowego IVA Cooler
15 sprowadzany byt w ramach importu docelowego w latach 2015-2016.
Wydano zgode na refundacje wszystkich sprowadzonych opakowan. Na
podstawie opinii ekspertow mozna oszacowac populacje docelowg we
wnioskowanych wskazaniach na maksymalnie 10 osob rocznie we wskazaniu
acyduria  izowalerianowa (IVA) i 20 o0sob we wskazaniu @3-
metylokrotonyloglicynuria (3-MCG). W latach 2015-2016 w ramach importu
docelowego we  wskazaniach  acyduria  izowalerianowa oraz  3-
metylokrotonyloglicynuria sprowadzano takze inne alternatywne technologie
medyczne niezawierajgce leucyny — Anamix Infant, zawierajgcy takze kwas
dokozaheksaenowy (DHA), Milupa LEU 2 prima, XLEU Maxamaid, XLEU
Maxamum. Ponadto w opinii ekspertow w ocenianych wskazaniach mogq byc
rowniez stosowane u pacjentow preparaty Milupa Leu 1 (u dzieci w 1 roku
zycia), LEU-AM 2 | 3 oraz IVA Anamix Junior. Zaden z wyzej wymienionych
produktow nie zostat wprowadzony do obrotu na terytorium RP i nie podlegat
ocenie Agencji.

Wiekszos¢ ekspertow jako postepowanie alternatywne w omawianych
wskazaniach wskazato rdéwniez diete z ograniczeniem biatka naturalnego
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w oparciu o Zywnosc¢ niskobiatkowq, ktora jest najtanszq alternatywnq opcjg
terapeutyczng.

Nie odnaleziono rekomendacji postepowania klinicznego we wskazaniu:
acyduria izowalerianowa i 3-metylokrotonyloglicynuria. Odnaleziono jednq
rekomendacje postepowania klinicznego w 3-metylokrotonyloglicynuria (Zespot
amerykarnskich ekspertow 2008). W tych wytycznych zwrdécono uwage na brak
dowodow z randomizowanych badarn klinicznych dotyczgcych stosowania diety
0 zmniejszonej ilosci leucyny przez co skutecznos¢ tego typu postepowania
dietetycznego uznano za niejasng. Wedtug wytycznych nie zaleca sie
ograniczania leucyny w diecie u dzieci oraz matek z bezobjawowym przebiegiem
3-MCG. Nie osiggnieto jednak konsensusu w zakresie wptywu diety na stan
zwiqgzany z objawowym przebiegiem choroby u dzieci i matek, Zze decyzja
odnosnie ograniczenia leucyny w diecie powinna by¢ podejmowana
indywidualnie, w zaleznosci od ciezkosci objawdw, czy odpowiedzi na
stosowangq diete

W wyniku przeprowadzonego wyszukiwania przez analitykow Agencji nie
odnaleziono rekomendacji dotyczqcych finansowania IVA Cooler 15
w wymienionych w zleceniu MZ wskazaniach.

Nie odnaleziono takze badan spetniajgcych wymogi wigczenia do raportu,
opisujgcych skutecznos¢ i bezpieczeristwo stosowania srodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego niezawierajqgcych leucyny — IVA Cooler
15.

Wyniki uproszczonej analizy wptywu na budzet wskazujq, ze w przypadku
podjecia pozytywnej decyzji o refundacji srodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia Zywieniowego IVA Cooler 15, roczne wydatki ptatnika
publicznego wyniosq ok. 465 tys. zt.

Wszyscy eksperci uznali za zasadne finansowanie IVA Cooler 15 ze srodkdw
publicznych we wskazaniu acyduria izowalerianowa. W przypadku 3-
metylokrotonyloglicynurii  wiekszoS¢  ekspertow  opowiedziata sie za
finansowaniem ocenianego produktu ze srodkdw publicznych. Jeden
z ekspertow stwierdzit jednak, Zze ta technologia nie powinna by¢ finansowana
ze srodkow publicznych, poniewaz nie wptywa na przebieg i rozwodj choroby.
W opiniach ekspertow podkreslano m. innymi wygodng dla pacjenta postac
preparatu IVA Cooler (gotowy do spozycia), ktora moze skutkowac lepszym
przestrzeganiem zalecen terapeutycznych przez pacjentow niz w przypadku
stosowania innych preparatow.

W 2014 roku w Agencji oceniano natomiast zasadnos¢ wydania zgody na
refundacje srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia Zywieniowego LEU-
Free Cooler we wskazaniu 3-metylokrotonyloglicynuria. Sktad, wskazanie
i postac produktu byta taka sama, jak w przypadku IVA Cooler 15. Wydano
negatywne stanowisko Rady Przejrzystosci i negatywnq rekomendacje Prezesa
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Agencji dla produktu LEU-Free Cooler, powotujgc sie na brak dowodow
naukowych na skutecznosc i bezpieczeristwo wnioskowanego produktu, a takze
brak rekomendacji klinicznych.

Biorgc pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przedstawia opinie
jak na wstepie.

Jednoczesnie, Rada zwraca uwage na koniecznos¢ uregulowania prawnego
sposobu refundacji srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego, ktdre requlowane sq przez przepisy rozporzqgdzenia Parlamentu
Europejskiego i Rady (UE 609/2013 z 12 czerwca 2013 r.) i tym samym
dopuszczone sq do obrotu na terenie catej Unii Europejskie;.

Przewodniczacy Rady Przejrzystosci
prof. Tomasz Pasierski

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31h ust 2 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o swiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2016 r., poz. 1793 z pdin. zm.), w zwigzku z art. 39 ust. 3
ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkédw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego
oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2016 r. poz. 1536 z pdzn. zm.), z uwzglednieniem opracowania na potrzeby
zbadania zasadnosci wydawania zgody na refundacje produktu leczniczego, raport nr 0T.431.1.2017 ,IVA
Cooler 15 we wskazaniach: acyduria izowalerianowa 3-metylokrotonyloglicynuria”, Data ukonczenia: 1 marca
2017.



