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Rekomendacja nr 29/2017
z dnia 17 maja 2017 r.
Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikac;ji

w sprawie zasadnosci wydawania zgody na refundacje Srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego MCT Procal,
saszetki, 16 g we wskazaniach: deficyt LCHAD - dehydrogenazy-3-
hydroksyacylo-CoA - dtugotancuchowych kwasow ttuszczowych;
deficyt VLCAD - dehydrogenazy acylo-CoA - bardzo
dtugotancuchowych kwasow ttuszczowych

Prezes Agencji nie rekomenduje wydawania zgdd na refundacje sSrodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego MCT Procal, saszetki, 16 g we wskazaniach:

e deficyt LCHAD - dehydrogenazy-3-hydroksyacylo-CoA - dtugotancuchowych kwaséw
ttuszczowych;

o deficyt VLCAD - dehydrogenazy acylo-CoA - bardzo dtugotancuchowych kwaséw
ttuszczowych.

Uzasadnienie rekomendacji

Prezes Agencji, biorgc pod uwage stanowisko Rady Przejrzystosci uwaza, ze wyniki
przeprowadzonego przeglagdu systematycznego oraz oszacowanie kosztéw zwigzanych
z oceniang technologig nie uzasadniajg wydawania zgdd na refundacje srodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego (SSSPZ) MCT Procal, saszetki, 16 g we wskazaniach:

e deficyt LCHAD - dehydrogenazy-3-hydroksyacylo-CoA - dtugotancuchowych kwaséw
ttuszczowych;

e deficyt VLCAD - dehydrogenazy acylo-CoA - bardzo dtugofarncuchowych kwaséw
ttuszczowych,

ktory miatby by¢ finansowany przy zatozeniu, ze wykorzystano u pacjenta dostepne
alternatywne metody leczenia lub istniejg przeciwwskazania do prowadzenia terapii z uzyciem
takich metod we wnioskowanych wskazaniach.

Prezes ma na uwadze, ze dostepnos¢ dowoddw moze by¢ ograniczona z uwagi na rzadkie
rozpowszechnienie choroby w populacji, jednak dla zadnej z wnioskowanych jednostek
chorobowych nie odnaleziono badan umozliwiajgcych przeprowadzenie oceny skutecznosci
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i bezpieczenstwa wnioskowanej interwencji. Tym samym niemozliwe jest tez jakiekolwiek
odniesienie sie do stosunku korzysci i ryzyka stosowania ocenianego srodka.

W odnalezionych wytycznych klinicznych mieszanki niskottuszczowe zawierajgce MCT
sg zalecane zaréwno w deficycie LCHAD, jak i VLCAD, badZz generalnie w zaburzeniach
oksydacji kwasow ttuszczowych. Potrzebna jest dodatkowa suplementacja niezbednych,
nienasyconych kwasow ttuszczowych. Jednoczes$nie wszystkie wytyczne zgodnie podkreslaja,
ze wymagang podstawg leczenia LCHAD i VLCAD jest odpowiednia modyfikacja diety poprzez
wprowadzenie diety niskottuszczowej ze szczegdlnym ograniczeniem dtugofaricuchowych
kwasdw ttuszczowych w diecie oraz unikanie dtugich przerw miedzy positkami. Przyjmowanie
dtugotancuchowych kwaséw ttuszczowych (LCT) powinno byé tak niskie, jak to mozliwe
a zapobieganie katabolicznemu stresowi gtodowemu jest kluczowym aspektem postepowania
dietetycznego. W obu deficytach zalecana sie réwniez suplementacje Sredniofaricuchowych
kwaséw ttuszczowych (MCT).

Z rejestru Gtéwnego Inspektoratu Sanitarnego wynika, ze obecnie na rynku dostepnych jest
szereg srodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego zawierajgcych
w swoim sktadzie, jako jeden z zasadniczych sktadnikdw sredniotancuchowe tréjglicerydy
MCT. W opinii Konsultanta Krajowego w dziedzinie pediatrii metabolicznej, ich réznorodnosé¢
pozwala na opracowanie zbilansowanej diety, najskuteczniejszej dla danego pacjenta.

Oszacowanie kosztow zwigzanych ze stosowaniem ocenianej technologii przeprowadzono
przyjmujac $redni koszt opakowania wnioskowanego SSSPZ na poziomie 304,54 zt (koszt przy
zatozeniu marz z ustawy o refundacji) w oparciu o dane Ministerstwa Zdrowia dot. importu
docelowego. Na tej podstawie mozna przypuszczaé, ze w przypadku podjecia pozytywnej
decyzji o refundacji MCT Procal roczne wydatki ptatnika publicznego wyniosg ok. 286 298 zi.
Nalezy mie¢ jednak na uwadze ograniczenia powyziszych oszacowan. Z uwagi na brak
mozliwosci okreslenia ewentualnego efektu zdrowotnego srodka MCT Procal w leczeniu
whnioskowanej populacji nie jest mozliwe przeprowadzenie wiarygodnej oceny ekonomiczne;j.
Podobnie ocena wptywu na budzet ptatnika publicznego zostata przeprowadzona z daleko
idgcym uproszczeniem z uwagi na niepewnosc¢ co do wielkos$ci populacji, a takze sposobu
rozliczania kosztow sprowadzanego w ramach importu docelowego srodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, ktéry moze by¢ sprowadzany zaréwno
za posrednictwem aptek ogodlnodostepnych jakiaptek szpitalnych. Sposéb sprowadzenia
produktu warunkuje natomiast sposéb rozliczenia, a tym samym alokacje kosztéw w systemie
i ostateczng wielko$¢ wydatkdw poniesionych na refundacje.

Nie odnaleziono zadnych rekomendacji wskazujgcych na finasowanie w innych krajach MCT
Procal w ocenianych wskazaniach.
Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy oceny zasadnosci wydawania zgody na refundacje $rodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego MCT Procal, saszetki, 16 g we wskazaniach:

o deficyt LCHAD - dehydrogenazy-3-hydroksyacylo-CoA - dtugotancuchowych kwaséw
ttuszczowych;

e deficyt VLCAD - dehydrogenazy acylo-CoA - bardzo dtugofaricuchowych kwaséw ttuszczowych;

przy zatozeniu, ze wykorzystano u pacjenta dostepne alternatywne metody leczenia lub istniejg
przeciwwskazania do prowadzenia terapii z uzyciem takich metod, na podstawie art. 31 e ust. 1 ustawy



Rekomendacja nr 29/2017 Prezesa AOTMIT z dnia 17 maja 2017 r.

z dnia 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych
(Dz. U. z2016r., poz. 1793) i w zw. z art. 39 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekdw,
Srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U.
22016 r., poz. 1536 z pdin. zm.).

Problem zdrowotny

Deficyt LCHAD - niedobdr dehydrogenazy 3-hydroksyacylo-CoA — dtugotancuchowych kwasow
ttuszczowych (ang. long-chain 3-hydroxyacyl-coenzyme A dehydrogenase deficiency), to zaburzenie
procesu oksydacji kwasow ttuszczowych.

Deficyt LCHAD dziedziczy sie w sposéb autosomalny recesywny, a ujawnia sie w niemowlectwie lub
wczesnym dziecinstwie niechecia do jedzenia, wymiotami, hipoglikemig, hipotonig miesniowa,
niewydolnoscig watroby, polineuropatig obwodowg i nieprawidtowosciami siatkéwki, ktére rozwijaja
sie niezaleznie od leczenia i prowadzg w koncu do Slepoty. Deficyt wigze sie z wystepowaniem
kardiomiopatii przerostowej i rzadziej rozstrzeniowej, niewydolnoscig oddechowg moggcg wymagacé
zastosowania respiratora.

Czesto$¢ wystepowania deficytu LCHAD oceniono na 0,8/10000 na terenie Unii Europejskiej.
W Finlandii oszacowano tg czesto$¢ na 1/62000 cigz. W Polsce, w roku 2011, opisano 65 dzieci
z deficytem LCHAD (61 rodzin). Ekspert kliniczny szacuje liczbe 0séb z tym rozpoznaniem w populacji
polskiej na ok. 60 oséb (3-4 nowe przypadki w ciggu roku). LCHAD nalezy u nas do najczesciej
ujawniajgcych sie klinicznie zaburzen procesu oksydacji kwasdéw ttuszczowych. Wykryty w pore deficyt
LCHAD dzieki odpowiedniej diecie i przestrzeganiu zalecen lekarzy mozna skutecznie leczyé. Szacuje
sie, ze Polsce zyje blisko 1/3 wszystkich chorych.

Deficyt VLCAD — dehydrogenazy Acylo-CoA — bardzo dtugotaricuchowych kwasdéw ttuszczowych (ang.
very long chain fatty acyl-CoA dehydrogenase deficiency - VLCAD) jest klinicznie podobny do deficytu
LCHAD. RoOwniez nalezy do grupy zaburzen zuzytkowania wolnych kwaséw ttuszczowych
spowodowanych uposledzeniem ich utleniania wewnatrzmitochondrialnego (zaburzenia B-oksydacji
kwasow ttuszczowych) i takze dziedziczy sie w sposéb autosomalny recesywny, a objawia hipoglikemia
hipoketotyczng, dysfunkcjg watroby, kardiomiopatia, hipoglikemig hipoketotyczng, dysfunkcja
watroby bez kardiomiopatii.

Szacuje sie, iz czestos¢ wystepowania deficytu VLCAD wynosi ok.1:40 000 do 1:110 000 zywych
urodzen. Ekspert kliniczny szacuje liczbe osdb z tym rozpoznaniem w populacji polskiej na ok. 30 oséb
(2-3 nowe przypadki w ciggu roku). Pacjenci z poczatkiem objawdéw wystepujagcym we wczesnym
okresie niemowlecym — najczesciej umierajg w 1 r. z. Pacjenci, u ktérych objawy ujawniajg sie
w poznym okresie niemowlecym, dziecinstwie lub okresie dojrzewania rokujg dobrze, o ile zostato
wdrozone odpowiednie leczenie.

Alternatywna technologia medyczna

Miedzynarodowe wytyczne kliniczne zalecaja, aby w deficycie LCHAD i VLCAD u niemowlat stosowaé
specjalne mieszkanki niskottuszczowe wzbogacone MCT ($redniotaricuchowe tréjglicerydy (ang.
medium chain triglycerides)). Natomiast u starszych dzieci rekomenduje sie diete z ograniczeniem
dtugotancuchowych ttuszczy, zmodyfikowang o MCT (mieszanki lub olej). W deficycie VLCAD
u niemowlat z bezobjawowg chorobg dopuszcza sie karmienie piersig, jednak w wiekszosci zaleca sie
uzupetniane tego rodzaju jedzenia mieszankami zawierajgcymi MCT. W obu deficytach réwnie wazne
sg regularne positki i unikanie dtugich przerw miedzy nimi.

Zgodnie z opinig eksperta klinicznego, w Polsce, podobnie jak na swicie, w deficycie LCHAD lub VLCAD
rekomendowana jest dieta ze znacznym ograniczeniem dtugotancuchowych kwaséw ttuszczowych
(LCT) wraz z suplementacjg Sredniotaricuchowych kwaséw ttuszczowych (MCT), w oparciu o dostepne
preparaty. Ich réznorodnosé¢ pozwala na opracowanie zbilansowanej diety, najskuteczniejszej dla
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danego pacjenta. W opinii eksperta klinicznego u pacjentdw w ocenianych wskazaniach sg obecnie
stosowane preparaty: Monogen, Lipistart, MCT Peptide, olej MCT.

Z rejestru Gtéwnego Inspektoratu Sanitarnego (GIS) wynika, ze obecnie dostepnych jest szereg
$rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego (SSSPZ) zawierajacych w swoim
sktadzie MCT (Sredniotaricuchowe trojglicerydy (ang. medium chain triglycerides)), jako jeden
z zasadniczych sktadnikéow: Bebilon pepti MCT, Humana z MCT i Milupa Cystilac, Nutricomp MCT
(sSrodek spozywczy specjalnego przeznaczenia medycznego), PediaSure Plus (dietetyczny srodek
spozywczy specjalnego przeznaczenia medycznego), PVL - MCT Qil, MCT GOLD (suplementy diety),
badz tez jako nos$nik substancji czynnej danego produktu (np. produkty z witaming D, czy K). W toku
wprowadzania do obrotu w RP sg postepowania dotyczgce kolejnych $sspz i suplementéw diety
zawierajgcych w swoim sktadzie MCT (np. MCT OIL 5000, czy MCT Oil).

Zgodnie ze zleceniem MZ, ktdorego przedmiotem ma byé zbadanie zasadnosci wydawania zgody
na refundacje $SSPZ MCT Procal we wskazaniach: deficyt LCHAD i deficyt VLCAD (przy zatozeniu,
ze wykorzystano u pacjenta dostepne alternatywne metody leczenia lub istniejg przeciwwskazania do
prowadzenia terapii z uzyciem takich metod), wtasciwymi technologiami alternatywnymi dla ocenianej
technologii sq inne preparaty, ktére mogg by¢ sprowadzane do Polski w trybie tzw. importu
docelowego: Monogen, Lipistart, MCT Peptide, MCT QOil.

Opis wnioskowanego $wiadczenia

MCT Procal to érodek spozywczy specjalnego przeznaczenia zywieniowego (SSSPZ), bedacy produktem
ztozonym, zawierajgcym: ttuszcze, MCT, weglowodany, proteiny, sél, mineraty i inne.

Jest on wskazany do stosowania od 1 roku zycia w dietetycznym postepowaniu zaburzerh oksydacji
dtugotancuchowych kwaséw ttuszczowych, zaburzen wechtaniania ttuszczu i innych zaburzen
wymagajgcych wysokiej suplementacji MCT i niskiej LCT.

MCT Procal nie znajduje sie w obrocie na terytorium Polski.

Ocena skutecznosci (klinicznej oraz praktycznej) i bezpieczenstwa

Ocena ta polega na zebraniu danych o konsekwencjach zdrowotnych (skutecznosc¢ i bezpieczeristwo)
wynikajgcych z zastosowania nowej terapii w danym problemie zdrowotnym oraz innych terapii, ktore
w danym momencie sq finansowane ze srodkow publicznych istanowiq alternatywne leczenie
dostepne w danym problemie zdrowotnym. Nastepnie ocena ta wymaga okreslenia wiarygodnosci
zebranych danych oraz porownania wynikéw dotyczqcych skutecznosci i bezpieczeristwa nowej terapii
wzgledem terapii juz dostepnych w leczeniu danego problemu zdrowotnego.

Na podstawie powyzszego ocena skutecznosci i bezpieczeristwa pozwala na uzyskanie odpowiedzi na
pytanie o wielkos¢ efektu zdrowotnego (zaréwno w zakresie skutecznosci, jak ibezpieczeristwa),
ktorego nalezy oczekiwaé wzgledem nowej terapii w poréwnaniu do innych rozwazanych opcji
terapeutycznych.

Nie odnaleziono badan, ktére by opisywaty skuteczno$¢ i bezpieczerstwo stosowania SSSPZ MCT
Procal.

Na stronach URPL, EMA, FDA i WHO nie zidentyfikowano ostrzezen lub komunikatéw ani nie
odnaleziono dodatkowych informacji dotyczacych bezpieczeristwa stosowania SSPZ MCT Procal.
Ograniczenia analizy

Brak mozliwosci okreslenia skutecznosci i bezpieczenstwa MCT Procal we wnioskowanych wskazaniach
wynika z braku dostepnych danych pozwalajgcych na wnioskowanie w tym zakresie.
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Propozycje instrumentdéw dzielenia ryzyka

Nie dotyczy.

Ocena ekonomiczna, w tym szacunek kosztéow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych

Ocena ekonomiczna polega na oszacowaniu i zestawieniu kosztéw i efektow zdrowotnych, jakie mogq
wiqgzac sie z zastosowaniem u pojedynczego pacjenta nowej terapii zamiast terapii juz refundowanych.

Koszty terapii szacowane sq w walucie naszego kraju, a efekty zdrowotne wyrazone sq najczesciej
w zyskanych latach zycia (LYG, life years gained) lub w latach Zycia przezytych w petnym zdrowiu (QALY,
quality adjusted life years) wskutek zastosowania terapii.

Zestawienie wartosci dotyczgcych kosztow i efektow zwigzanych z zastosowaniem nowej terapii
i poréwnanie ich do kosztow i efektow terapii juz refundowanych pozwala na uzyskanie odpowiedzi na
pytanie, czy efekt zdrowotny uzyskany u pojedynczego pacjenta dzieki nowej terapii wiqgze sie
z wyzszym kosztem w poréwnaniu do terapii juz refundowanych.

Uzyskane wyniki wskaZnika kosztow-efektow zdrowotnych porownuje sie z tzw. progiem optacalnosci,
czyli wynikiem, ktory sygnalizuje, ze przy zasobnosci naszego kraju (wyrazonej w PKB) maksymalny
koszt nowej terapii, ktora ma wiqzac sie z uzyskaniem jednostkowego efektu zdrowotnego (1 LYG lub 1
QALY) w poréwnaniu do terapii juz dostepnych, nie powinien przekraczac trzykrotnosci PKB per capita.
Aktualnie prég optacalnosci zt wynosi 130 002 zt (3 x 43 334 zt).

Wskaznik kosztéw-efektow zdrowotnych nie szacuje i nie wyznacza wartosci zycia, pozwala jedynie
oceni¢ i m. in. na tej podstawie dokonac¢ wyboru terapii zwigzanej z potencjalnie najlepszym
wykorzystaniem aktualnie dostepnych zasobow.

Przeprowadzony dla przedmiotowego $SSPZ we wnioskowanych wskazaniach przeglad systematyczny
nie wskazat dowodéw naukowych pozwalajgcych na oszacowanie efektdow zdrowotnych, jakich mozna
by oczekiwa¢ w wyniku zastosowania ocenianej substancji. Wobec tego nie jest mozliwe
przeprowadzenie modelowania.

Przedstawiono zatem wytgcznie koszty zwigzane z nabyciem ocenianej substancji.

Na podstawie danych dotyczacych kwoty refundacji produktu MCT Procal udostepnionych przez
Ministerstwo Zdrowia sprowadzono:

e 376 opakowan produktu MCT Procal w 2016 r. za faczng kwote 95,50 tys. zt;
e 254 opakowania produktu MCT Procal w roku 2015 za kwote 64,52 tys. zt.

Koszt opakowania wnioskowanego SSSPZ oszacowano na 307,74 zt (cena detaliczna), przy zatozeniu,
Ze jest on sprowadzany za posrednictwem apteki ogdlnodostepnej (cena dla ptatnika 304,54 zt).

Ponizej przedstawiono oszacowania cen zbytu netto (CZN) dla pojedynczego opakowania SSSPZ
sprowadzanych w ramach importu docelowego we wskazaniach deficyt LCHAD i deficyt VLCAD
na podstawie danych udostepnionych przez Ministerstwo Zdrowia:

e MCT procal - cena zbytu netto (CZN) 254 zt;

e Monogen—CZN 314,68 zt w 2015i 170,16 zt w 2016 r.;

e Lipistart — CZN 108 zt;

e MCT Pepdite — CZN 185 zt;

e MCT Qil - CZN 52,26 zt.
Nalezy mie¢ na uwadze, ze poszczegdlne produkty przeznaczone sg dla oséb w réznym wieku, maja
takze rézng postac i wielkos¢ opakowania, w zwigzku z czym zawierajg rézng ilos¢ poszczegdlnych
sktadnikéw odzywczych.



Rekomendacja nr 29/2017 Prezesa AOTMIT z dnia 17 maja 2017 r.

Zgodnie z art. 39 ust.1 ustawy o refundacji srodki spozywcze specjalnego przeznaczenia zywieniowego,
ktére nie posiadajg dopuszczenia do obrotu na terytorium RP mogg by¢ wydawane po wniesieniu przez
Swiadczeniobiorce optaty ryczattowej za opakowanie jednostkowe, pod warunkiem wydania zgody
na refundacje takich produktdw przez ministra wtasciwego do spraw zdrowia.

Ograniczenia analizy
Na niepewnos¢ oszacowan wptywajg nastepujgce czynniki:

e w odniesieniu do kosztdw ocenianego $sspz podkresdlenia wymaga to, ze sposéb dystrybucji
i tym samym sposéb rozliczania, a takze fakt uzyskania zgody na refundacje lub jej braku,
warunkujg wysokos¢ finasowania ze srodkéw publicznych oraz alokacje w budzecie ptatnika
publicznego kosztow zwigzanych z nabyciem tego Ssspz. Tym samym brak jest petnych danych
o rzeczywistych kosztach omawianej technologii.

Wskazanie czy zachodzg okolicznosci, o ktérych mowa w art. 13 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja
2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego
oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2016 r., poz. 1536 z pdzn. zm.);

Jezeli analiza kliniczna wnioskodawcy nie zawiera randomizowanych badan klinicznych dowodzgcych
wyzZszosci leku nad technologiami medycznymi dotychczas refundowanymi w danym wskazaniu, to
urzedowa cena zbytu leku musi by¢ skalkulowana w taki sposob, aby koszt stosowania leku
wnioskowanego do objecia refundacjq nie byt wyiszy niz koszt technologii medycznej
o najkorzystniejszym wspdfczynniku uzyskiwanych efektow zdrowotnych do kosztow ich uzyskania.

Nie dotyczy.

Ocena wptywu na system ochrony zdrowia, w tym wptywu na budzet ptatnika publicznego
Ocena wptywu na system ochrony zdrowia sktada sie z dwdch istotnych czesci.

Po pierwsze, w analizie wpfywu na budzet ptatnika, pozwala na oszacowanie potencjalnych wydatkéw
zwigzanych z finansowaniem nowej terapii ze srodkow publicznych.

Szacunki dotyczgce wydatkéw zwigzanych z nowgq terapiq (scenariusz ,jutro”) sq porownywane z tym
ile aktualnie wydajemy na leczenie danego problemu zdrowotnego (scenariusz ,dzis”). Na tej
podstawie mozliwa jest ocena, czy nowa terapia bedzie wigzac sie z koniecznosciq przeznaczenia
wyzZszych srodkéw na leczenie danego problemu zdrowotnego, czy tez wigze sie z uzyskaniem
oszczednosci w budzecie ptatnika.

Ocena wptywu na budzet pozwala na stwierdzenie, czy ptatnik posiada odpowiednie zasoby
na finansowanie danej technologii.

Ocena wplywu na system ochrony zdrowia w drugiej czesci odpowiada na pytanie jak decyzja
o finansowaniu nowej terapii moze wpfyng¢ na organizacje udzielania swiadczen (szczegdlnie
w kontekscie dostosowania do wymogdw realizacji nowej terapii) oraz na dostepnosc innych swiadczen
opieki zdrowotnej.

Przyjmujgc za wskazaniami ekspertéw klinicznych liczebnos$¢ populacji obejmujgcej pacjentéw
z wnioskowanymi rozpoznaniami mozna oszacowaé populacje docelowg na nie wiecej niz 70 oséb
rocznie w Polsce, w tym:

e we wskazaniu deficyt LCHAD - maksymalnie 50 osdb
e we wskazaniu deficyt VLCAD - 20 oséb

Przyjmujac szacunkowy koszt opakowania wnioskowanego S$SSPZ na 304,54 zt (przy marzach
wynikajgcych z ustawy o refundacji) przy zatozeniu, ze jest on sprowadzany za posrednictwem apteki
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ogdlnodostepnej, wyniki uproszczonej analizy wptywu na budzet z perspektywy NFZ wskazujg, ze w
przypadku podjecia pozytywnej decyzji o refundacji SSSPZ MCT Procal roczne wydatki ptatnika
publicznego wyniosg ok. 286 298 zt.

Ograniczenia analizy
Na niepewnos¢ oszacowan majg wptyw:

e przyblizenia w oszacowaniu wielkosci populacji docelowej spowodowane faktem, ze nie sg
dostepne dane epidemiologiczne dla populacji polskiej; wobec powyzszego wykorzystano
szacunki ekspertéw klinicznych, ktére mogg by¢ subiektywne i nie oddawaé rzeczywistej
liczebno$ci populacji docelowej;

e ograniczenia wskazane w ramach analizy klinicznej oraz ekonomiczne;.

Uwagi do proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka

Nie dotyczy.

Uwagi do zapiséw programu lekowego

Nie dotyczy.

Omodwienie rozwigzan proponowanych w analizie racjonalizacyjnej

Przedmiotem analizy racjonalizacyjnej jest identyfikacja mechanizmu, ktdrego wprowadzenie
spowoduje uwolnienie srodkow publicznych w wysokosci odpowiadajgcej co najmniej wzrostowi
kosztow wynikajgcemu z podjecia pozytywnej decyzji o refundacji wnioskowanej technologii
medycznej.

Analiza racjonalizacyjna jest przedktadana jezeli analiza wptywu na budzet podmiotu zobowigzanego
do finansowania swiadczen ze srodkdw publicznych wykazuje wzrost kosztow refundacji.

Nie dotyczy.

Omowienie rekomendacji wydawanych w innych krajach w odniesieniu do ocenianej
technologii

W wyniku przeprowadzanego wyszukiwania na stronach krajowych i miedzynarodowych organizacji
regulatorowych w odnalezionych rekomendacji klinicznych dotyczgcych wnioskowanych wskazan nie
wymieniono produktu MCT Procal.

W odnalezionych wytycznych klinicznych mieszanki niskottuszczowe zawierajgce MCT byty zalecane
zarowno w deficycie LCHAD, jak i VLCAD badZ generalnie w zaburzeniach oksydacji kwaséw
ttuszczowych:

e Polska Grupa Ekspertéw PGE 2014 - wskazuje preparat uzupetniajgcy niskottuszczowy,
ew. MCT, dobrany indywidualnie do potrzeb;

e British Inherited Metabolic Disease Group BIMDG 2013 (Wielka Brytania) - w deficycie LCHAD
dzieci powinny byé¢ karmione mieszanka Monogen, w ktdrej dtugotancuchowe ttuszcze
sg zastgpione przez MCT; w deficycie VLCAD prawdopodobnie jest bezpieczne podawanie
50% mieszanki Monogen i 50% mleka z piersi — do przedyskutowania z dietetykiem;

e European Handbook of Neurological Management EFNS EBN 2011 (Europa) — leczenie
w deficycie LCHAD polega na unikaniu gtodzenia i dtugich przerw miedzy positkami, podawaniu
wysokoweglowodanowej i niskottuszczowej diety;

e Europejska grupa ekspertéw EGE 2009 (Europa) — VLCAD: u niemowlat dieta powinna sktadac
sie w 100% ze specjalnych mieszanek niskottuszczowych, np.: Monogen, SHS lub Basic-f,
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Milupa z olejem MCT; po 4 miesigcu zycia (po wprowadzeniu statego pozywienia) zazwyczaj
dieta z ograniczeniem dtugotancuchowych ttuszczy (ok 25-30% catkowitej energii)
i zmodyfikowana o ttuszcze w postaci suplementacji MCT; w bezobjawowym VLCAD:
u niemowlat w wieku 0-4 miesigca zaleca sie stosowanie pot na pot — karmienia piersig
i specjalnych mieszanek niskottuszczowych (Monogen, SHS lub Bacis-f, Milupa z olejem MCT);
po 4 miesigcu zycia zaleca sie tagodng redukcje ttuszczy (do 30-40% catkowitej energii)
i uzupetnienie MCT (10-15% energii); u pacjentéw zaréwno z objawowym, jak i bez
objawowym deficytem LCHAD przyjmowanie dfugotaricuchowych ttuszczy (LCT) powinno by¢
tak niskie, jak to mozliwe. U niemowlagt w wieku 0-4 miesigca obligatoryjne sg specjalne
mieszanki z niskg zawartoscig LCT i wysoka — MCT (np. Monogen, SHS lub Basic-f, Milupa z
olejem MCT), ktére pokrywajg wszystkie dietetyczne wymogi;

Genetic Metabolic Dietitians International GMDI 2008 (Swiat) - dla niemowlat
z umiarkowanym lub fagodnym deficytem VLCAD potowa kalorii z ttuszczow dostarczana jest
z MCT, a druga potowa z LCT; alternatywna metoda okresla ilo$¢ przyjmowanego MCT, czyli 2-
3 g/kg masy ciata; w ciezkim deficycie VLCAD (charakteryzujgcym sie kardiomiopatig i chorobg
watroby) dtugofancuchowe ttuszcze s ograniczone do 10%, a MCT do 30% spozycia
energetycznego; u dzieci i dorostych ilos¢ catkowitych ttuszczy potrzebnych w diecie ogranicza
sie do ok 35% energii po ok 1 r.z., 10-20% catkowitego spozycia energetycznego dostarczajg
dtugotancuchowe kwasy ttuszczowe, a pozostate sg dostarczane jako MCT (co odpowiada 1-
1,5 g MCT/kg/dzien). MCT moze by¢ przyjety w specjalnej mieszance lub dodany, jako olej MCT;
Nutritional Interventions for Children with Special Health Care Needs, Washington State
Department of Health AGE 2010 (USA) - w deficycie LCHAD zaleca stosowanie diety
niskottuszczowej i ograniczenie spozycia LCT oraz unikanie gtodzenia; w deficycie VLCAD zaleca
stosowanie diety niskottuszczowej i ograniczenie spozycia bardzo dtugotaricuchowych kwaséw
ttuszczowych oraz unikanie gtodzenia; w obu deficytach zaleca sie réwniez suplementacje
olejem MCT;

Amerykansko-kanadyjska grupa ekspertéw AKGE 2009 (USA-Kanada) - dla niemowlat zaleca
sie: karminie piersig, karmienie piersig uzupetnione o MCT, specjalne mieszanki, specjalne
mieszaki wzbogacone MCT (ok 50% ttuszczy jako MCT, np. Pregestamil, Special Care Advance,
itp.) i mieszanki wzbogacone maksymalnie MCT (np. Portagen lub Monogen); mieszanki
wzbogacone maksymalne MCT s3 przeznaczone dla dzieci starszych niz 12 miesiecy;
u niemowlat <12 miesiecy, z bezobjawowym deficytem VLCAD-C (ciezki fenotyp) karmionych
piersig wiekszos¢ ekspertow (54%) nie zalecato jego zaprzestania tak dtugo,
jak funkcjonowanie serca pozostaje w normie, podczas gdy 30% ekspertéw zalecato jego
przerwanie na rzecz mieszanek wzbogaconych maksymalnie MCT (pozostatych 16% pozostato
neutralnych); u dzieci karmionych sztucznie wiekszo$¢ ekspertow wybrato mieszanki
wzbogacone maksymalnie MCT (w poréwnaniu do mieszanek zawierajgcych MCT), ale nie
osiggnieto konsensusu rekomendacji (64%); pozostali, ktérzy zalecali zmiane mieszanki
sugerowali te wzbogacong MCT; u dzieci karmionych piersig czy sztucznie z objawowg chorobg
(patologia serca) osiggnieto konsensus, ze sposdb karmienia powinien byé zmieniony na
mieszanki wzbogacone maksymalnie MCT (85-86%).

W wyniku przeprowadzonego wyszukiwania w dniu 29.03.2017 r. nie odnaleziono rekomendac;ji
dotyczacych finansowania MCT Procal w wymienionych w zleceniu MZ wskazaniach.

Podstawa przygotowania rekomendacji

Rekomendacja zostata przygotowana na podstawie zlecenia z dnia 13.01.2017 r. Ministra Zdrowia (znak pisma:
PLD.46434.183.2017.J2), odnosnie przygotowania rekomendacji Prezesa w sprawie zasadnosci wydawania zgody na
refundacje srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego MCT Procal, saszetki, 16 g we wskazaniach:deficyt
LCHAD - dehydrogenazy-3-hydroksyacylo-CoA - dtugotaricuchowych kwaséw ttuszczowych;deficyt VLCAD - dehydrogenazy
acylo-CoA - bardzo dtugotancuchowych kwaséw ttuszczowych, na podstawie art. 31e ust. 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2016 r., poz. 1793) oraz w zwigzku z art.
39 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekdw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego
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oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2016 r., poz. 1536 z pdzn. zm.), po uzyskaniu Stanowiska Rady Przejrzystosci nr 47/2017
z dnia 15 maja 2017 roku w sprawie zasadnosci wydawania zgody na refundacje w ramach importu docelowego dla srodkéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego srodka MCT Procal we wskazaniu: deficyt LCHAD (dehydrogenazy 3-
hydroksyacylo-CoA — dtugotaricuchowych kwaséw ttuszczowych) i deficyt VLCAD (dehydrogenazy Acylo-CoA — bardzo
dtugotancuchowych kwaséw ttuszczowych przy zatozeniu, ze wykorzystano u pacjenta dostepne alternatywne metody
leczenia lub istniejg przeciwwskazania do prowadzenia terapii z uzyciem takich metod).

PiSmiennictwo

1. Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 47/2017 z dnia 15 maja 2017 roku w sprawie zasadnosci wydawania zgody na
refundacje w ramach importu docelowego dla srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego
srodka MCT Procal we wskazaniu: deficyt LCHAD (dehydrogenazy 3-hydroksyacylo-CoA — dtugotaricuchowych
kwaséw ttuszczowych) i deficyt VLCAD (dehydrogenazy Acylo-CoA — bardzo dtugotaricuchowych kwaséw
ttuszczowych przy zatozeniu, ze wykorzystano u pacjenta dostepne alternatywne metody leczenia lub istniejg
przeciwwskazania do prowadzenia terapii z uzyciem takich metod).

2. MCT Procal we wskazaniach: deficyt LCHAD i deficyt VLCAD Opracowanie na potrzeby oceny zasadnosci wydawania
zgody na refundacje Nr: 0T.431.2.2017.
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