Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 63/2018 z dnia 18 czerwca 2018 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje leku Arginine
Veyron (arginine hydrochloride) w réznych wskazaniach

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadne wydawanie zgod na refundacje leku
Arginine Veyron (arginine hydrochloride), syrop ¢ 3 g/ 15 ml, we wskazaniach:
drgawki pirydoksynozalezne, heteroplazmia — objawy zespofu MELAS, zespot
MELAS, zaburzenia cyklu mocznikowego — deficyt OTC, zaburzenia cyklu
mocznikowego — cytrulinemia typu I.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Pismem z dnia 26.03.2018 r., Minister Zdrowia na podstawie art. 39 ust. 3
ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, srodkow specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2017 r., poz.
1844 z pozin. zm.) zlecit zbadanie zasadnosci wydawania zgody na refundacje
produktu leczniczego: Arginine Veyron (arginine hydrochloride), syrop @ 3 g/15
ml we wskazaniach: drgawki pirydoksynozalezne; heteroplazmia — objawy
zespotu MELAS; zespot MELAS; zaburzenia cyklu mocznikowego — deficyt OTC;
zaburzenia cyklu mocznikowego — cytrulinemia typu .

Dowody naukowe

Ograniczonej jakosci badania naukowe wskazujg na skutecznosc¢ interwencji
w zespole MELAS. Brak badan populacyjnych i randomizowanych w literaturze
wynika z bardzo niskiej liczby zachorowan, a skutecznosc¢ leczenia argining
prezentowana w pracach monograficznych oraz w opinii konsultanta krajowego
jest znaczna. W opinii konsultanta krajowego w dziedzinie pediatrii
metabolicznej arginina ma zastosowanie we wszystkich przedmiotowych
wskazaniach.

Problem ekonomiczny

Whioski refundacyjne dotyczq 6-7 0s0b rocznie, w wyzej wymienionych
wskazaniach, a roczny koszt terapii jest stosunkowo niski. Z uwagi na brak
danych o populacji docelowej, niemozZliwe jest oszacowanie wptywu
sfinansowania przedmiotowej technologii w ramach importu docelowego
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Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 63/2018 z dnia 18 czerwca 2018 r.

na wydatki podmiotu zobowiqzanego do finansowania swiadczen ze Srodkow
publicznych i swiadczeniobiorcéw.

Gtowne argumenty decyzji

Wymienione wskazania dotyczqg chorob rzadkich/ultrarzadkich. Stosowanie
argininy jest w tym przypadku interwencjg o potwierdzonej skutecznosci
praktycznej. Koszt interwencji dla ptatnika publicznego jest niski.

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, srodkédw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego
oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2016 r. poz. 1536 z pdzn. zm.), z uwzglednieniem opracowania na potrzeby
oceny zasadnosci wydawania zgody na refundacje nr:0T.4311.20.2018 ,Arginine Veyron (arginine
hydrochloride) we wskazaniach: drgawki pirydoksynozalezne; heteroplazmia — objawy zespotu MELAS; zespdt
MELAS; zaburzenia cyklu mocznikowego — deficyt OTC; zaburzenia cyklu mocznikowego — cytrulinemia typu I”.
Data ukonczenia: 06 czerwca 2018 r.



