Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 14/2019 z dnia 18 lutego 2019 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje zywnosci
specjalnego przeznaczenia medycznego L-Carnitine Crystalline
we wskazaniu: deficyt dehydrogenazy acylo-CoA
$redniofancuchowych kwaséw ttuszczowych (MCADD)

Rada Przejrzystosci uwaza za niezasadne wydawanie zgdd na refundacje
zywnosci specjalnego przeznaczenia medycznego L-Carnitine Crystalline,
proszek a 1 mg, we wskazaniu: deficyt dehydrogenazy acylo-CoA
Sredniofanncuchowych kwasow ttuszczowych (MCADD).

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Minister Zdrowia zlecit zbadanie zasadnosci wydawania zgody na refundacje
zywnosci specjalnego przeznaczenia medycznego L-Carnitine Crystalline
we wskazaniu: deficyt dehydrogenazy acylo-CoA srednio-taricuchowych kwasow
ttuszczowych (MCADD). Produkt nie znajduje sie w obrocie na terenie
Rzeczpospolitej Polskiej. Choroba jest wrodzonym defektem mitochondrialnego
utleniania kwasow ttuszczowych. Charakteryzuje sie szybko postepujgcym
zatamaniem metabolicznym, ktdre objawia sie hipoglikemiq hipoketotyczng,
letargiem, wymiotami, drgawkami i spigczkg. Stan ten moze doprowadzic¢
do smierci. Pierwsze objawy MCADD zwykle wystepujg od 3 do 24 miesiecy
po urodzeniu, u dzieci dotqgd uwazanych za zdrowe. Podstawq leczenia jest
regularne Zywienie i unikanie gtodzenia.

Dowody naukowe

Nie odnaleziono randomizowanych badan klinicznych dotyczqcych stosowania
L-karnityny u pacjentow z MCADD. Odnalezione dane sq niskiej jakosci
i nie pozwalajq na jednoznaczne ustalenie efektu terapeutycznego L-karnityny.
Dodatkowo, w badaniach nad stosowaniem L-karnityny w MCADD pacjenci
stosowali rdwniez inne leki i interwencje, co zaktdcato wiarygodng ocene efektu.
Niepewnosc¢ co do wnioskowania na temat ocenianej technologii potwierdza
przeglgd systematyczny Cochrane Collaboration z 2012 roku (Nasser 2012),
w ktorym brak jest badan RCT. Autorzy sugerujq, ze z uwagi na brak dowoddow
wysokiej jakosci, klinicysci powinni opiera¢ swoje decyzje na doswiadczeniu
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klinicznym. Brak jest dowodow zardwno na skutecznosc, jak i bezpieczeristwo
karnityny, a takie brak jest danych dotyczqcych dawki i czestotliwosci
jej stosowania. Podobne wnioski wysuneli autorzy przeglgdu Walter 2003.
Odnalezione dane kliniczne matych serii przypadkéw nie sq jednoznaczne,
jednak sugerujq brak skutecznosci L-karnityny w MICADD.

Rekomendacje miedzynarodowych towarzystw (AHS 2018 i IDPH 2012)
wymieniajq karnityne jako mozliwg terapie o0sob z deficytem MCADD,
w zaleznosci od specyficznych zaburzen. Wytyczne NHS 2016 wyszczegdlniajg,
iz zastosowanie L-karnityny w MICADD jest kontrowersyjne.

Problem ekonomiczny

Z powodu braku danych nie jest mozliwe precyzyjne i wiarygodne oszacowanie
kosztow zwigzanych z refundacjq Zywnosci specjalnego przeznaczenia
medycznego L-Carnitine Crystalline w ocenianym wskazaniu. Dobowy koszt
stosowania w przeliczeniu na 1 kg masy ciata pacjenta miesci sie, w zaleznosci
od dawkowania, w zakresie od 1,36 zt (15 mg/kg m.c.) do 9,07 zt (100 mg/kg
m.c.). Przyjmujgc populacje docelowq na poziomie 40 pacjentow oraz skrajnie
pesymistyczne zatozenia (dawkowanie: 100 mg/kg m.c.; masa ciata: 40 kg
i stosowanie przez caty rok) koszty zwiqzane z refundacjq L-Carnitine Crystalline
mogq wyniesc¢ okoto 5,3 min zt na rok.

Gtowne argumenty decyzji

Brak jest przekonujgcych dowoddow naukowych na efektywnosc¢ L-karnityny
w MCADD.

Eksperci zwracajg uwage, ze podstawowym leczeniem w MCADD jest
stosowanie reqularnych positkow oraz unikanie przedtuzonego gtodzenia.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31h ust 2 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotne;j
finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2018 r., poz. 1510, z pdin. zm.), w zwigzku z art. 39 ust. 3
ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekdw, srodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego
oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2016 r. poz. 1536 z pdzn. zm.), z uwzglednieniem opracowania na potrzeby
oceny zasadnosci wydawania zgody na refundacje, raport nr: 0OT.4311.35.2018 ,L-Carnitine Crystalline
we wskazaniu: deficyt dehydrogenazy acylo-CoA sredniofaricuchowych kwaséw ttuszczowych (MCADD)”. Data
ukonczenia: 13.02.2019 r.



