Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 36/2018 z dnia 9 kwietnia 2018 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje leku
Proglicem (diazoxide) we wskazaniach: hipoglikemia insulinemiczna,
hipoglikemia nieokreslona, wyspiak trzustki, zespét hipoglikemia-
hiperamonemia, zespdt MEN2, zespdt Beckwitha-Wiedemanna,
hiperinsulinizm rodzinny, hipoglikemia leucynowrazliwa

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadne wydawanie zgod na refundacje leku
Proglicem (diazoxide), kapsutki @ 25 mg oraz 100 mg, we wskazaniach:
hipoglikemia insulinemiczna, hipoglikemia nieokreslona, wyspiak trzustki,
zespot  hipoglikemia-hiperamonemia, zespot MEN2, zespot Beckwitha-
Wiedemanna, hiperinsulinizm rodzinny, hipoglikemia leucynowrazliwa.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Minister Zdrowia, na podstawie art. 39 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 r.
o refundacji lekow, srodkdow specjalnego przeznaczenia Zywieniowego oraz
wyrobow medycznych (Dz. U. z 2017 r., poz. 1844r. z pdzn. zm.), zlecit Agencji
zbadanie zasadnosci wydawania zgody na refundacje produktu leczniczego
Proglicem (diazoxide), kapsutki @ 25 mg oraz 100 mg w 8 wskazaniach:

« hipoglikemia insulinemiczna,

« hipoglikemia nieokreslona,

o wyspiak trzustki,

o zespot hipoglikemia-hiperamonemia,

o zespot MEN2,

« zespot Beckwitha-Wiedemanna,

e hiperinsulinizm rodzinny

o hipoglikemia leucynowrazliwa.

Rada dwukrotnie w przesztosci zajmowata pozytywne stanowisko odnosnie
importu docelowego diazoxidu.

Wszystkie osiem, wymienione wskazania nalezq do rzadkich standow
patologicznych.
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Hipoglikemia hiperinsulinemiczna (HH) to wspdlny termin dla okreslenia stanu
chorobowego spowodowanego roznymi przyczynami. Najwazniejszq przyczynq
zaburzen hipoglikemicznych u niemowlqt i dzieci jest wrodzony hiperinsulinizm
(CHI), ktdry jest zazwyczaj trwaty. CHI, wczesniej nazywany pierwotnym
przerostem komorek wysp trzustkowych (nesidioblastosis) lub przetrwatq
hipoglikemiqg hiperinsulinemiczng u niemowlgt (PHHI), jest najczestszq
przyczynq przewlektej hipoglikemii u niemowlgt. Czestos¢ CHI w podtnocnej
populacji europejskiej wynosi okoto 1:30 000-50 000 Zywych urodzen,
w wiekszosci przypadkow CHI zostata opisana jako sporadyczne.

Hipoglikemia  powoduje  powazne nastepstwa neurologiczne, takie
jak opdznienie psychoruchowe, braki poznawcze i padaczka. Sqg one zwykle
spowodowane dtugotrwatq i/lub nawracajgcq hipoglikemiq w okresie
noworodkowym. Przebieg CHI jest tagodniejszy u niemowlqt niz u noworodkow,
ktore gorzej tolerujg hipoglikemie.

Zespot  hiperinsulinemia-hiperamonemia  (HI/HA) jest rzadkq chorobg
genetycznqg spowodowanq aktywacjq mutacji GLUD1, genu dehydrogenazy
glutaminianowej  (GDH). Czestos¢  wystepowania  wszystkich  guzow
neuroendokrynnych trzustki szacuje sie na 4-12 na 1 000 000 populacje.
Niektore z powyzszych nowotworow sq charakterystyczne dla trzustki (guzy
insulinowe), a inne, np. guzy gastrynowe, wystepujq czesciej w dwunastnicy
niz w trzustce. W ok. 90 % przypadkow guzy insulinowe trzustki majq postac
tagodng.

Dowody naukowe

Diazoksyd jest standardowym, skutecznym lekiem stosowanym w hipoglikemii,
hamujgcym sekrecje insuliny. Ponadto, dziata hiperglikemizujgco poprzez
zwiekszenie sekrecji adrenaliny oraz glukoneogeneze. Aktualnie brak jest
alternatywnych technologii leczenia hipoglikemii.

Problem ekonomiczny

W latach 2016-2017 sprowadzono do kraju Proglicem na fgcznie kwote
502 955 zt. Wobec braku istotnych zmian epidemiologii ww. standow
hipoglikemicznych nalezy spodziewac¢ sie podobnego poziomy wydatkow
w kolejnych dwdch latach.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31h ust 2 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2017 r., poz. 1938 z pdin. zm.), w zwigzku z art. 39 ust. 3
ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkdw 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, raport nr 0OT.4311.5.2018, ,Proglicem (diazoxide) we
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wskazaniach: hipoglikemia insulinemiczna, hipoglikemia nieokreslona, wyspiak trzustki, zespdt hipoglikemia-
hiperamonemia, zesp6t MEN2, zesp6t Beckwitha-Wiedemanna, hiperinsulinizm rodzinny, hipoglikemia
leucynowrazliwa”, data ukonczenia: 5 kwietnia 2018



