Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr17/2017 z dnia 27 lutego 2017 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego GA1 ANAMIX
INFANT we wskazaniach acyduria glutarowa | — GA |, drgawki
pirydoksynozalezne.

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadne wydawanie zgdd na refundacje srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego GA1 ANAMIX INFANT,
proszek do sporzqdzania roztworu doustnego, puszka d 400 g, we wskazaniach
acyduria glutarowa | — GA |, drgawki pirydoksynozalezne, przy zatozeniu,
ze wykorzystano u pacjenta dostepne alternatywne metody leczenia lub istniejq
przeciwwskazania do prowadzenia terapii z uzyciem takich metod,
sprowadzany zgodnie z art. 29a ust. 5 ustawy z dnia 25 sierpnia 2006 r.
0 bezpieczenstwie Zywnosci i zywienia (Dz.U. z 2015 r. poz. 594).

Uzasadnienie

Acyduria glutarowa | (GA |) oraz drgawki pirydoksynozalezne stanowiq rzadkie
choroby neurometaboliczne o podtozu genetycznym.

Produkt w ocenianych wskazaniach nie posiada waznego pozwolenia
na dopuszczenie do obrotu na terenie Rzeczpospolitej Polskiej i sprowadzany
jest zgodnie z art. 29a ustawy z dnia 25 sierpnia 2006 r. o bezpieczeristwie
zywnosci i Zywienia (Dz. U. z 2015 r., poz. 594) oraz wydawany
Swiadczeniobiorcy po wniesieniu optaty ryczattowej.

Zgodnie z informacjq dostepnqg na stronie internetowej producenta produkt jest
przeznaczony wytgcznie dla pacjentow z potwierdzong acyduriqg glutarowq
typu I. Brak jest natomiast informacji o mozliwosci jego stosowania u pacjentow
zdrgawkami pirydoksynozaleznymi. Jednoczesnie, zgodnie z informacjq
dostepng na stronie internetowej producenta, produkt jest przeznaczony dla
dziecido 3 r.z.

Nie odnaleziono przeglgdow systematycznych ani badan klinicznych
dotyczqcych skutecznosci i/lub bezpieczeristwa srodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego GA1l Anamix Infant u pacjentow z acyduriq
glutarowq typu | i drgawkami pirydoksynozaleznymi. Do analizy wtgczono
badania o nizszym stopniu wiarygodnosci.
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Analiza bezpieczenstwa nie wykazata dziatarn niepozgdanych zwiqzanych
ze stosowaniem mieszanek aminokwasow bez lizyny oraz z ograniczongq
zawartoscig tryptofanu. Oceniane w badaniach parametry antropometryczne
i wskaZniki odzywienia nie wskazywaty na istnienie niedozywienia.

Odnaleziono 5 rekomendacji dotyczqcych acydurii glutarowej typu |I.
W rekomendacjach  wskazuje sie na mozliwos¢ stosowania diety
z ograniczeniem lizyny. W 3 rekomendacjach wskazuje sie na mozliwosc
realizacji diety z zastosowaniem mieszanek aminokwasow niezawierajqgcych
lizyny oraz dodatkowo z niskg zawartosciq lub niezawierajgcych tryptofanu.

Odnaleziono 2 rekomendacje dotyczqce postepowania w drgawkach
pirydoksynozaleznych. Obie rekomendacje wskazujq na stosowanie diety
ograniczajqcej lizyne jako opcji uzupetniajgcej terapie pirydoksynq, przy czym
jedynie w publikacji Karnebeek 2014 wskazano mozliwos¢ podawania gotowych
mieszanek aminokwasow. W rekomendacji Stockler 2011 zwrocono rowniez
uwage, iz skutecznosc diety eliminujgcej lizyne musi byc jeszcze potwierdzona
klinicznie, zanim zostanie oficjalnie rekomendowana.

Nie odnaleziono rekomendacji finansowych.

W wyniku uproszczonej analizy wptywu na budzet oszacowano, ze w przypadku
podjecia pozytywnej decyzji o refundacji wnioskowanego srodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia Zywieniowego wydatki ptatnika, w przypadku braku
wzrostu liczby pacjentow w porownaniu z 2016 rokiem oraz przy zafozeniu,
ze oceniany srodek zastgpi inne srodki spozywcze specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego stosowane w ocenianych wskazaniach, bedq wynosity
ok. 475 tys. ztotych rocznie.

Otrzymano dwie pozytywne opinie ekspertow klinicznych. Na szczegolng uwage
zastuguje informacja przekazana przez jednego z ekspertow, mowiqca Zze brak
jest konsensusu, dotyczgcego postepowania dietetycznego u chorych, ze
wzgledu na matq liczbe obserwowanych przypadkdw.

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

Wiceprzewodniczgcy Rady Przejrzystosci
prof. Michat Mysliwiec
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Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano 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 z pdin. zm.), w zwigzku z art. 39 ust. 3
ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekdéw, $rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego
oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2016 r. poz. 1536 z pézn. zm.), z uwzglednieniem opracowania na potrzeby
oceny zasadnosci wydawania zgody na refundacje produktu leczniczego, raport nr 0T.431.3.2017 ,GA1 Anamix

Infant, proszek do sporzadzania roztworu doustnego, puszka & 400 g we wskazaniach: Acyduria glutarowa | —
GA |, Drgawki pirydoksynozalezne” z dn. 22.02.2017 r.



