Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 28/2018 z dnia 26 marca 2018 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje Srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego MCT Qil
w roznych wskazaniach

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadne wydawanie zgdd na refundacje,
w ramach importu docelowego, Srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego MCT Qil, ptyn, butelka a 500 ml, we wskazaniach: deficyt LCHAD,
deficyt VLCAD, zespdt jelitowej ucieczki biatka, deficyt dehydrogenazy
pirogronianu, deficyt CACT, deficyt CPT1, deficyt MTP, hipertrojglicerydemia,
hipobetalipoprotainemia, niedobor lipazy, acyduria malonowa, zespodt
Alagille’a, zespot Miloroy’a, powiktania po zabiegach kardiochirurgicznych, pod
warunkiem ograniczenia jego finansowania do populacji dzieciecej.

Uzasadnienie

Problem kliniczny

Deficyty LCHAD, MTP, VLCAD, CACT i CPT1 nalezq do zaburzenia spalania
ttuszczow dtugotaricuchowych - objawy oraz ciezkos¢ choroby wynikajq
zniemoznosci rozktadu | wykorzystania jako zrddfa energii ttuszczu,
dostarczanego z pozywienia; schorzenia te charakteryzujqg sie szerokim
spektrum  klinicznym  wystepujgcych juz w okresie noworodkowym,
obejmujgcych m.in. kardiomiopatie, hipoglikemie, kwasice metaboliczng,
miopatie miesni szkieletowych, neuropatie. Deficyt LCHAD nalezy w populacji
polskiej do najczesciej ujawniajgcych sie klinicznie zaburzen procesu oksydacji
kwasow ttuszczowych (czestos¢ wystepowania deficytu LCHAD oceniono
na 0,8/10000 na terenie UE).

Deficyt dehydrogenazy pirogronianu - rzadka choroba neurometaboliczna
charakteryzujgca sie szerokim spektrum objawdw klinicznych, w tym
metabolicznych i neurologicznych o réznym nasileniu PDH nalezy do chorob
wymagajqgcych leczenia dietq ketogennq

Hipertriglicerydemia, hipobetapoproteinemia - schorzenia, w ktorych dochodzi
do wtornych niedobordw sredniotaricuchowych kwasdéw ttuszczowych.

Zespot jelitowej ucieczki biatka — schorzenie, w ktdrym dochodzi do niedoboréw
kalorycznych, jest to zespot objawow klinicznych zwigzanych z nadmiernq
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utratq biatek osocza do swiatta jelita w wyniku zmian morfologiczno-
czynnosciowych naczyn chtonnych lub poprzez chorobowo zmieniong bfone
Sluzowg.

Niedobor lipazy lipoproteinowej - rzadka choroba genetyczna powodujgca
gromadzenie ttuszczow we krwi.

Acyduria malonowa - bardzo rzadka choroba metaboliczna spowodowana
niedoborem dekarboksylazy malonylo-CoA; opisano mniej niz 20 przypadkdw.

Zespot Alagille’a - opisywany jako przewlekta cholestaza, zwezZenie tetnic
ptucnych, wady kregostupa, charakterystyczne wady wrodzone twarzy, zmiany
w obrebie gatki ocznej, barwnikowe zwyrodnienie siatkowki, dysplazja nerek.
Chorobowosc ok. 1/70 tys. 0sob.

Zespot Milroy’a - czesta postac pierwotnego obrzeku limfatycznego, zazwyczaj
objawiajgca sie bezbolesnym, przewlektym obrzekiem limfatycznym ndg.
Wystepuje przy urodzeniu lub w okresie noworodkowym.

Dowody naukowe

Wytyczne kliniczne zalecajq, aby w deficycie LCHAD i VLCAD u niemowlqgt
stosowac specjalne mieszkanki niskottuszczowe wzbogacone MCT. Natomiast
u starszych rekomenduje sie diete z ograniczeniem dfugotancuchowych ttuszczy,
zmodyfikowanqg o MICT (mieszanki lub olej). W leczeniu deficytow CACT, CPT1;
deficyt MTP/deficyt TFP konieczne jest przestrzeganie zakazu dtuiszego
przebywania na czczo (gtoddowki) oraz wprowadzenie diety o niskiej zawartosci
dtugotfancuchowych kwasow ttuszczowych i uzupetnionej sredniotanncuchowymi
kwasami ttuszczowymi (ang. medium-chain triglycerides, MCT).

W leczeniu enteropatii z utratq biatka leczenie polega na leczeniu choroby
podstawowej lub leczeniu Zywieniowym, w tym m.in. wyeliminowaniu ttuszczow
zawierajgcych triglicerydy dtugofaricuchowe i zastosowanie preparatow
zawierajacych triglicerydy sredniotaricuchowe (gotowe diety przemystowe, olej
MCT).

W  leczeniu deficytu dehydrogenazy pirogronianu terapia polega
na suplementacji  witaminy  B1,  karnityny i  kwasu liponowego.
Hipobetalipoproteinemia - Leczenie postaci umiarkowanej polega na redukcji
propozycji ttuszczu w diecie i suplemntacji witaminy E. Acyduria malonowa -
Leczenie polega na diecie ubogiej w ttuszcze i bogatej w weglowodany. Stosuje
sie tez suplementacje karnityny. Zespot Alagille’a - Leczenie niespecyficzne,
obejmujgce diete z wysokqg zawartoscig weglowodandw i sredniotaricuchowych
tréjgliceryddw oraz suplementacje witaminowg.

Problem ekonomiczny

Zgodnie z danymi otrzymanymi od Ministerstwa Zdrowia w latach 2016-2017
zgody na refundacje produktu MCT Oil otrzymatfo 111 pacjentow, z czego
najwiecej z deficytem LCHAD. tgczna liczba zrefundowanych opakowarn
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wyniosta 3093, gdzie kwota za opakowanie wynosita 62,37 zt, natomiast tgczna
kwota za refundacje wyniosta ok. 190 tys. zt, z czego ok. 127 tys. zt dotyczyto
deficytu LCHAD.

Gtowne argumenty decyzji

Wszyscy eksperci wyrazili pozytywne opinie odnosnie do finansowania produktu
MCT Oil zwracajgc uwage na pozytywny efekt tej terapii. Konsultant Krajowa
w dziedzinie pediatrii metabolicznej - Dr hab. n. med. Jolanta Sykut-Cegielska
zaznaczyta jednak, ze stosowanie MCT Oil powinno by¢ finansowane
w zaburzeniach spalania ttuszczow dfugotaricuchowych (jak deficyty LCHAD,
MTP, VLCAD, CACT i CPT1), w chorobach wymagajgcych leczenia dietq
ketogenngq (jak deficyt dehydrogenazy pirogronianu; PDH) oraz w schorzeniach,
w ktdrych dochodzi do wtdrnych niedoborow sSrednio-taricuchowych kwasow
ttuszczowych (jak hipertriglicerydemia, hipobetalipoprotainemia) i niedoboréow
kalorycznych (jak zespot jelitowej ucieczki biatka).

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31h ust 2 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o s$wiadczeniach opieki zdrowotne;j
finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2017 r., poz. 1938 z pdzn. zm.), w zwigzku z art. 39 ust. 3
ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkédw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego
oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2016 r. poz. 1536 z pdzn. zm.), z uwzglednieniem opracowania na potrzeby
zbadania zasadnosci wydawania zgody na refundacje, raport nr 0T.4311.6.2018, ,MCT Oil”. Data ukonczenia:
21 marca 2018 r.



