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Rekomendacja nr 116/2018
z dnia 22 listopada 2018 r.
Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

w sprawie zasadnosci wydawania zgody na refundacje srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego Aldixyl
we wskazaniu: adrenoleukodystrofia

Prezes Agencji nie rekomenduje wydawania zgdd na refundacje sSrodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego Aldixyl we wskazaniu adrenoleukodystrofia.

Uzasadnienie rekomendacji

Prezes Agencji, biorgc pod uwage stanowisko Rady Przejrzystosci uwaza, ze dostepne dowody
naukowe oraz opinie ekspertéw klinicznych, nie uzasadniajg finansowania ze $rodkow
publicznych ocenianej technologii medycznej we wskazaniu adrenoleukodystrofia.

Nie odnaleziono badan, w ktérych ocenianoby skutecznos¢ i bezpieczenstwo stosowania
srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia medycznego o identycznym sktadzie jak
technologia oceniana. Odnaleziono jedynie badanie Cappa 2011, oceniajgce wptyw tacznego
podawania oleju Lorenza (mieszanina trioleinianu glicerolu (GTO) i trierukanu glicerolu (GTE))
oraz sprzezonego kwasu linolowego (CLA) u 5 kobiet (bezobjawowych lub skgpoobjawowych).
Nalezy mie¢ jednak na uwadze, ze interwencja stosowana w badaniu mimo wielu podobienstw
nie jest tozsama ze sktadem preparatu Aldixyl. Rowniez populacja badana stanowi
subpopulacje chorych z adrenoleukodystrofia z odmienng od standardowej manifestacja
objawéw i przebiegiem choroby. Z tego wzgledu odnalezione badanie nie powinno stanowic
podstawy do wnioskowania o skutecznosci i bezpieczenstwie preparatu Aldixyl.

Odnalezione wytyczne kliniczne Engelen 2012 rekomendujg przeszczep komoérek
macierzystych szpiku, jako jedyng interwencje terapeutyczng pozwalajgcg na zatrzymanie
procesu demielinizacji w przebiegu mdzgowej formy ALD. Wytyczne wskazujg rdwniez na
stosowanie Lorenzo Qil, jednak z uwagi na stabe dowody wspierajgce jego stosowanie, nie
rekomendujg tej terapii. Aldixyl nie jest wymieniony przez wytyczne.

Eksperci kliniczni zalecajg w leczeniu adrenoleukodystrofii stosowanie oleju Lorenza
w przypadku braku mozliwosci zastosowania transplantacji komdrek macierzystych uktadu
krwiotwdrczego.

Oszacowania Agencji wskazujg, ze koszt rocznej terapii Aldixylem jednego pacjenta moze
wynosic ok. 76 tys. zt, a w przypadku terapii olejem Lorenza ok. 56 tys. zt. Nalezy jednak mie¢
na uwadze, ze koszt terapii jest zalezny od koniecznego dawkowania, ktére jest
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prawdopodobnie zalezne od masy ciata pacjenta, zatem przedstawione oszacowania majg
charakter poglagdowy i nalezy je traktowac z ostroznoscia.

Majgc na uwadze, ze nie odnaleziono dowoddw naukowych oceniajgcych Aldixyl, brak danych
wskazujgcych, ze dodatkowa suplementacja zawarta w ocenianym produkcie, w poréwnaniu
do Lorenzo’s Oil, ma znaczenie kliniczne, wyzszy koszt stosowania Aldixyl w poréwnaniu do
oleju Lorenza, a takze fakt, ze w 2018 r. Prezes Agencji rekomendowat wydawanie zgdd na
refundacje $rodka spoziywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego Lorenzo OQil,
w opinii Prezesa Agencji nie jest zasadne finansowanie ze srodkéw publicznych ocenianej
technologii medycznej we wskazaniu adrenoleukodystrofia.

Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy zasadnosci wydawania zgdd na refundacje srodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego Aldixyl, ptyn, butelka 4 300 ml, we wskazaniu:
adrenoleukodystrofia, na podstawie art. 39 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw,
Srodkdow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych
(Dz.U. z 2017 r. poz. 1844 z pdzn. zm.).

Problem zdrowotny

Adrenoleukodystrofia sprzezona z chromosomem X (X-ALD) jest najczeSciej wystepujacg chorobg
peroksysomalna. Jest to ciezka, postepujgca choroba demielinizacyjna osrodkowego i obwodowego
uktadu nerwowego, uszkadzajgca réwniez czynno$é nadnerczy. Choroba jest zwigzana z mutacjg
w genie ABCD1, kodujgcym biatko ALD. Prawdopodobnie rola tego biatka polega na transportowaniu
bardzo dtugotaricuchowych kwaséw ttuszczowych (ang. very long chain fatty acids, VLCFA) lub acetylo-
Co-A tych kwaséw (VLCFA CO-A) do wnetrza peroksysomu, gdzie ma miejsce proces beta-oksydacji.
Dotychczas nie jest znany mechanizm, ktéry prowadzi do demielinizacji, degeneracji aksonow
w rdzeniu i niewydolnosci nadnerczy i jaka jest rola w tym procesie VLCFA.

Zaleznie od wystepujacych objawdw oraz momentu ich pojawienia sie, mozna wyrdzni¢ 6 postaci
klinicznych choroby:

mazgowq postac dzieciecy;

— modzgowa postaé mtodzienczy;

— moébzgowa postaé dorostych;

— adrenomieloneuropatie (AMN);

— izolowang niedoczynnos$¢ kory nadnerczy (choroba Addisona);
— postac¢ asymptomatyczna.

Wystepuje rowniez zeriska posta¢ ALD. Chociaz u kobiet, ktdre sg nosicielkami mutacji genetyczne;j
ALD, choroba nie dotyka mdzgu, niektdre z nich przejawiajg tagodne objawy chorobowe. Symptomy
te najczesciej pojawiaja sie po 35 roku zycia i pierwotnie obejmujg sztywnienie, stabos¢ i paraliz
konczyn dolnych, bél w stawach oraz problemy z oddawaniem moczu.

Wedtug jednego z ekspertéw w Polsce chorobe zdiagnozowano u 40 pacjentéw, z czego 80% stosuje
olej Lorenza. Roczng zapadalnos¢ ocenit na 1-2 przypadki.

Alternatywna technologia medyczna

W opinii ekspertow klinicznych, alternatywng tehnologig dla produktu Aldixyl w leczeniu
adrenoleukodystrofii jest:

— olej Lorenza — mieszanina w proporcji 4:1 trioleinianu gliceryny i trierukanu gliceryny (czyli
glicerynowych estréw kwasu oleinowego i erukowego),
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— allogeniczna transplantacja komérek macierzystych ukfadu krwiotwdrczego (HSCT, ang.
hematopoietic stem cell transplantation) lub

— stosowanie diety niskottuszczowej.

Ponadto jeden z ekspertéw jako potencjalng technologie alternatywng wymienit takze stosowanie
preparatu Adrenomix (mieszanina trioleinianu glicerolu i trierukanu glicerolu z dodatkiem sprzezonego
kwasu linolowego), jednak nie jest dostepny w Polsce.

Opis wnioskowanego $wiadczenia

Aldixyl, bedgcy mieszaning trdjoleinianu glicerolu (GTO), tréjerukanu glicerolu (GTE), triglicerydu
sprzezonego kwasu linolowego (TGCLA), Alfaxylu (kwas a-liponowy, L-zredukowany glutation,
witamina E) oraz aromatu naturalnego, to srodek spozywczy specjalnego przeznaczenia zywieniowego
(SSSPM) stosowany w postaci ptynu doustnego. Wskazuje sie, ze zawarte w preparacie GTO i GTE
zmniejszajg synteze VLCFA poprzez kompetycyjne blokowanie enzymu odpowiedzialnego za
wydtuzanie nasyconych kwaséw ttuszczowych i w ten sposéb hamuje procesy neurodegeneracyjne
zwigzane z ich odktadaniem sie.

Wskazania do stosowania to adrenoleukodystrofia (X-ALD) lub adrenomieloneuropatia (AMN), co jest
zgodne z wnioskowanym wskazaniem.

Dawkowanie jest ustalane indywidualnie przez lekarza.
Srodek spozywczy specjalnego przeznaczenia medycznego Aldixyl nie jest dostepny w Polsce.
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 poréwnania wynikéw dotyczqgcych 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 i bezpieczerstwa),
ktorego nalezy oczekiwaé¢ wzgledem nowej terapii w pordwnaniu do innych rozwazanych opcji
terapeutycznych.

Nie odnaleziono badan oceniajgcych skutecznos$¢ i bezpieczenstwo stosowania srodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia medycznego o identycznym sktadzie jak technologia oceniana.

Wobec powyiszego, w ramach analizy klinicznej uwzgledniono badanie Cappa 2011. Do badania
wigczono 5 kobiet ztagodnymi objawami choroby lub asymptomatycznym przebiegiem choroby,
ktorym przez okres 2 miesiecy podawano mieszanine oleju Lorenza (40 g/dzien) oraz sprzezonego
kwasu linolowego (5 g/dzien) (ang. conjugated linoleic acid, CLA). Ocenianymi punktami koricowymi

byty:
— stezenie VLCFA w osoczu (oznaczany jako 26:0);

— stosunek stezen kwasu heksakozanowego do kwasu dokozanowego (oznaczany jako
26:0/22:0);

— poziom markerdw stanu zapalnego w ptynie mdzgowo-rdzeniowym (ang. cerebrospinal fluid,
CSF);

— przewodzenie potencjatéw nerwowych.

Jednak wobec rozbieznosci interwencji ocenianej i badanej, wyniki badania Cappa 2011 nalezy
traktowac pogladowo.
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Skutecznosc
Wyniki badania Cappa 2011 wykazaty:

— u wszystkich pacjentek obnizeniu ulegto stezenie VLCFA oraz stosunek kwasu
heksakozanowego do kwasu dokozanowego;

— u 3 pacjentek w ptynie mdzgowo-rdzeniowym obnizyto sie stezenie interleukiny 6 (IL-6),
bedacej jednym z gtdbwnym markerdw stanu zapalnego;

— u 4 pacjentek przewodzenie potencjatéow dla nerwu piszczelowego ulegto znacznej poprawie
wzgledem wartosci poczgtkowych;

— nie odnotowano réznicy w amplitudach i czasu reakcji przewodzenia potencjatéw pomiedzy
prawostronng i lewostronng stymulacjg nerwu Srodkowego i piszczelowego, zaréwno na
poczatku, jak i po 2 miesigcach terapii.

Ponadto autorzy badania wskazali, ze CLA moze stymulowa¢ peroksysomalng beta-oksydacje lipidéw
w tkankach obwodowych i modzgu. Proces ten ma wplyw na degradacje eikozanoidéw
odpowiedzialnych w gtéwnej mierze za rozwdj stanu zapalnego, bedacego kluczowym czynnikiem
w patogenezie ALD.

Bezpieczeristwo

Autorzy badania Cappa 2011 wskazali na brak wystepowania dziatan niepozadanych w badanej
populacji. Nie odnotowano zgondéw.

Dodatkowo informacje o bezpieczerstwie

Na stronach organizacji monitorujgcych bezpieczenstwo leczenia (Urzad Rejestracji Produktéw
Leczniczych, Wyrobdw Medycznych i Produktéw Biobdjczych - URPL; Europejska Agencja Lekdw ang.
European Medicines Agency — EMA oraz Agencja ds. Zywnosci i Lekéw ang. Food and Drug
Administration — FDA) nie odnaleziono informacji dotyczacych bezpieczeristwa stosowania ocenianego
srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego.

Zgodnie z informacjg odnaleziong na stronie producenta Aldixyl zaznaczono, ze produkt moze by¢
stosowany wytgcznie pod nadzorem lekarza.

Ograniczenia analizy
Na wiarygodnos¢ analizy klinicznej majg wptyw nastepujgce ograniczenia:

e brak badan, w ktéorych ocenianoby skutecznos¢ i bezpieczernstwo stosowania Srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia medycznego o identycznym skfadzie jak technologia
oceniana; we wifaczonym badaniu Cappa 2011 stosowano interwencje zblizong do
ocenianego SSSPM, tj. terapie olejem Lorenza (LO) w potaczeniu ze sprzezonym kwasem
linolowym (CLA). Interwencja oceniana w ww. badaniu nie zawierata kwasu a-liponowego, L-
zredukowanego glutationu, witaminy E, ktore razem z olejem Lorenza i CLA s3 czescig
mieszaniny produktu Aldixyl;

e w badaniu Cappa 2011 nie badano wptywu GTO/GTE + CLA na istotne klinicznie punkty
korcowe u pacjentéw z adrenoleukodystrofig, takie jak zahamowanie postepu choroby oraz
zatrzymanie degradacji uktadu nerwowego. Wynikiem terapii byto obnizenie poziomu VLCFA
i markera stanu zapalnego oraz poprawa w przewodzeniu potencjatéw nerwowych.

e odnalezione badanie Cappa 2011 jest opisem leczenia 5 kobiet z ALD, stanowigcych
specyficzng populacje chorych z odmienng manifestacjg i przebiegiem choroby, w zwigzku
z powyzszym trudno ocenic skutecznosc i bezpieczedstwo stosowania ocenianej technologii
u wszystkich pacjentéw ze zdiagnozowanym ALD;
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e nie odnaleziono badan porédwnujacych skuteczno$¢ ocenianej technologii z komparatorem,
tj. Lorenzo’s Oil.

Propozycje instrumentdéw dzielenia ryzyka
Nie dotyczy.
Ocena ekonomiczna, w tym szacunek kosztow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych

Ocena ekonomiczna polega na oszacowaniu i zestawieniu kosztéw i efektow zdrowotnych, jakie mogq
wiqzac 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 pordwnanie ich do kosztow i efektow terapii juz refundowanych pozwala na uzyskanie odpowiedzi
na pytanie, czy efekt zdrowotny uzyskany u pojedynczego pacjenta dzieki nowej terapii wigze
sie z wyzszym kosztem w poréwnaniu do terapii juz refundowanych.

Uzyskane wyniki wskaZnika kosztow-efektow zdrowotnych poréwnuje sie z tzw. progiem optacalnosci,
czyli wynikiem, ktory sygnalizuje, ze przy zasobnosci naszego kraju (wyrazonej w PKB) maksymalny
koszt nowej terapii, ktéra 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 prog optacalnosci wynosi 139 953 zt (3 x 46 651 zi).

WskaZnik kosztow-efektow zdrowotnych nie szacuje i nie wyznacza wartosci Zycia, pozwala jedynie
oceni¢ i m. in. na tej podstawie dokona¢ wyboru terapii zwigzanej z potencjalnie najlepszym
wykorzystaniem aktualnie dostepnych zasobow.

Z uwagi na brak odpowiednich danych klinicznych analiza ekonomiczna zostata ograniczona do
poréwnania kosztéw terapii ocenianym SSSPZ i komparatorem (olej Lorenza) z perspektywy ptatnika
publicznego w rocznym horyzoncie czasowym.

Zgodnie z danymi otrzymanymi od Ministerstwa Zdrowia, szacunkowa cena hurtowa brutto za jedno
opakowanie Aldixyl, 300 ml wyniesie 1 511,17 zt.

Produkt leczniczy Aldixyl w latach 2016-2018 nie byt sprowadzany do Polski w ramach procedury
importu docelowego w analizowanym wskazaniu. Aktualnie prowadzone jest jedno postepowanie
0 ponowne rozpatrzenie sprawy o wydanie zgody na refundacje 36 opakowan srodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego Aldixyl dla jednego pacjenta.

Na podstawie danych dotyczgcych kosztu Aldixylu udostepnionego przez Ministerstwo Zdrowia, kosztu
Lorenzo’s Oil przyjetego wg raportu AOTMIT nr OT.4311.24.2018 oraz przyjetego, na podstawie
informacji zawartych na stronach internetowych, sredniego dawkowania na poziomie 40 ml dziennie,
oszacowano, ze koszt rocznej terapii jednego pacjenta z perspektywy ptatnika publicznego wyniesie
w przypadku stosowania:

e Aldixyl 300 ml — ok. 76 tys. zt;
e Lorenzo’s Oil 500 ml — ok. 56 tys. zt;

Ograniczenia analizy
Ograniczenia analizy wynikajg gtéwnie z przyjetego dawkowania.

Zgodnie z informacjami zawartymi na stronie internetowej producenta Aldixyl nalezy przyjmowac
wedtug zalecen lekarza w jednej lub kilku dawkach dziennie. Odnalezione na niemieckiej stronie
internetowej informacje wskazujg na srednie dawkowanie ok. 40 ml Aldixylu dziennie.
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Z kolei $rednie dawkowanie Lorenzo’s Oil wedtug innej strony internetowej wynosi 1ml/kg masy ciata.
Poniewaz choroba dotyczy zaréwno dzieci jak i 0séb dorostych przyjeto Srednig mase ciata na poziomie
40 kg i srednie dawkowanie oleju Lorenza na poziomie 40 ml dziennie.

Nalezy jednak podkresli¢, ze informacji tych nie mozna uznac¢ za wiarygodne, wobec czego powyzsze
oszacowania nalezy traktowac z ostroznoscia.

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. 2017 poz. 1844 z p6zi. 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 byc¢ 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 wptywu na budzet ptatnika, pozwala na oszacowanie potencjalnych wydatkéw
zwigzanych z finansowaniem nowej terapii ze srodkow publicznych.

Szacunki dotyczgce wydatkdéw 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
wyzszych 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 wpftyngé na organizacje udzielania Swiadczen (szczegdlnie
w kontekscie dostosowania do wymogow realizacji nowej terapii) oraz na dostepnosc innych swiadczen
opieki zdrowotnej.

Analize wptywu na budzet przeprowadzono w rocznym horyzoncie czasowym z perspektywy pfatnika
publicznego z uwzglednieniem kosztéw ocenianego SSSPZ i oleju Lorenza stanowigcego komparator.
Wykorzystano dane kosztowe stanowigce podstawe obliczer w analizie ekonomicznej i dane dotyczace
liczebnosci populacji docelowej w oparciu o opinie eksperckg — przyjeto, ze taki sam odsetek pacjentéw
stosujacych olej Lorenza, bedzie stosowat Aldixyl (zatozenie konserwatywne).

Obliczenia wskazujg, ze koszt rocznej terapii w populacji docelowej (32 pacjentéw) z perspektywy
pfatnika publicznego wyniesie w przypadku stosowania:

0 Aldixyl 300 ml - ok. 2,4 min zt;

O Lorenzo’s Oil 500 ml — ok. 1,8 min zt.

Ograniczenia analizy

Do obliczen wykorzystano dane o liczebnosci populacji na podstawie jednej opinii eksperckiej, wobec
czego istnieje ryzyko, ze subiektywna ocena moze odbiegac od rzeczywistej liczby pacjentéw w Polsce
kwalifikujgcych sie do tego rodzaju terapii. Majac réwniez na uwadze ograniczenia analizy
ekonomicznej dot. przyjetego do obliczern dawkowania, nalezy wskaza¢, ze szacowane koszty mogg nie
odzwierciedlaé¢ rzeczywistosci ptatnika publicznego i nalezy je traktowac z ostroznoscia.
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Uwagi do proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka

Nie dotyczy.

Uwagi do zapisow programu lekowego

Nie dotyczy.

Omadwienie rozwigzan proponowanych w analizie racjonalizacyjnej

Przedmiotem analizy racjonalizacyjnej jest identyfikacja mechanizmu, ktérego wprowadzenie
spowoduje uwolnienie Srodkéw publicznych w wysokosci odpowiadajgcej co najmniej wzrostowi
kosztéow 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 srodkow publicznych wykazuje wzrost kosztow refundacji.

Nie dotyczy.

Omodwienie rekomendacji wydawanych w innych krajach w odniesieniu do ocenianej
technologii

W wyniku przeprowadzonego wyszukiwania nie odnaleziono nowych rekomendacji dotyczacych
postepowania w adrenoleukodystrofii. Ponizej przedstawiono rekomendacje dot. ALD wigczong
do opracowania z 2014 roku i 2018 r. dot. Lorenzo’s Qil (Engelen 2012).

Wytyczne odnoszgce sie do postepowania klinicznego wskazujg na potrzebe obserwacji pacjentow
(ptci meskiej) z adrenoleukodystrofig z dwdch gtéwnych przyczyn: wczesnego wykrycia niewydolnosci
kory nadnerczy oraz wczesnego wykrycia mdézgowej postaci ALD, ktdrej pojawienie sie powinno by¢
wskazaniem do przeprowadzenia allogenicznego przeszczepu komoérek krwiotwdrczych. Autorzy
rekomendacji wskazujg, iz pomimo wysokiego ryzyka zgonu zwigzanego z zabiegiem przeszczepu
szpiku, jest to jedyna znana obecnie interwencja terapeutyczna pozwalajgca na zatrzymanie procesu
demielinizacji w przebiegu mdzgowej formy ALD, szczegdlnie gdy jest przeprowadzona bardzo
wczesnie (brak lub niewielkie objawy z powodu choroby demielinizacyjnej moézgu).

W przypadku pacjentéw pici meskiej, u ktérych nie zdiagnozowano choroby Addisona, rekomenduje
sie coroczng ocene stanu przez endokrynologa w kierunku dysfunkcji nadnerczy i zastosowanie
steroidowe;j terapii substytucyjnej w przypadku takiej potrzeby.

Wedtug autoréw, aktualnie nie jest dostepna skuteczna terapia modyfikujgca przebieg
adrenomieloneuropatii (AMN, ang. adrenomyeloneuropathy). W przypadku stosowania oleju Lorenza,
wyniki otwartych badan wskazujg na postepowanie choroby pomimo normalizowania poziomu VLCFA
zwigzanego ze stosowaniem ww. terapii. Autorzy wnioskuja, iz dowody wspierajgce stosowanie oleju
Lorenza sg stabe i nie oferujg tej terapii swoim pacjentom.

Nie odnaleziono rekomendacji refundacyjnych ocenianego produktu.

Podstawa przygotowania rekomendacji

Rekomendacja zostata przygotowana na podstawie zlecenia z dnia 23.07.2018 r. Ministra Zdrowia (znak pisma:
PLD.46434.2459.2018.4.AD) odnosnie przygotowania rekomendacji Prezesa w sprawie zasadnosci wydawania
zgody na refundacje produktu: Aldixyl, ptyn, butelka @ 300 ml, we wskazaniu: adrenoleukodystrofia, na podstawie
art. 39 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekdw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz.U. z2017 r. poz. 1844 z pdzn. zm.), po otrzymaniu Stanowiska Rady
Przejrzystosci nr 117/2018 z dnia 13 listopada 2018 roku w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje
srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego Aldixyl we wskazaniu: adrenoleukodystrofia.
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PiSmiennictwo

1. Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 117/2018 z dnia 13 listopada 2018 roku w sprawie zasadnosci
wydawania zgod na refundacje srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego Aldixyl
we wskazaniu: adrenoleukodystrofia.

2. Raport nr 0OT.4311.33.2018 ,Aldixyl, ptyn we wskazaniu: adrenoleukodystrofia. Opracowanie na
potrzeby oceny zasadnosci wydawania zgody na refundacje” z dnia 5 listopada 2018 r.



