Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr131/2018 z dnia 17 grudnia 2018 roku
w sprawie oceny srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego PKU Sphere we wskazaniu: dieta eliminacyjna
w fenyloketonurii — skondensowany, porcjowany preparat oparty
na glikomakropeptydach (GMP) w proszku, przeznaczony dla dzieci
powyzej 4 r.z., mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjq oceny Srodkow

spozywczych specjalnego przeznaczenia Zywieniowego:

e PKU Sphere 15 o smaku czerwonych owocow, proszek, 15 g, 27 g, kod EAN:
5060385940105,

e PKU Sphere 15 o smaku waniliowym, proszek, 15 g, 27 g, kod EAN:
5060385940112,

e PKU Sphere 20 o smaku czerwonych owocow, proszek, 20 g, 35 g, kod EAN:
5060014059840,

e PKU Sphere 20 o smaku waniliowym, proszek, 20 g, 35 g, kod EAN:
5060014059857,

we wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii — skondensowany,
porcjowany preparat oparty na glikomakropeptydach (GMP) w proszku,
przeznaczony dla dzieci powyzej 4 r.z., mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy,
w ramach nowej grupy limitowej i wydawania go za odptatnosciq ryczattowg
w aptece na recepte, pod warunkiem obnizenia ceny co najmniej do

oraz dostosowania
instrumentu podziatu ryzyka do zaproponowanego sposobu refundacji.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Fenyloketonuria jest wrodzonq wadq zwigzanq z zaburzeniem metabolizmu
fenyloalaniny i nalezy w Polsce do choréb rzadkich (Srednia czestos¢
wystepowania wynosi ok. 1:7500 Zywych urodzen). Podstawq leczenia chorych
na fenyloketonurie klasycznq jest dieta elimininacyjna niskofenyloalaninowa.
W chwili obecnej refundowanych jest wiele srodkow spozywczych specjalnego
przeznaczenia Zywieniowego w tym wskazaniu. Zauwazy¢ jednak nalezy,
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ze aktualnie refundowane preparaty sq bezfenyloalaninowe, natomiast
wnioskowana technologia bytaby pierwszym preparatem
niskofenyloalaninowym. Podkresli¢ nalezy, ze wnioskowanq technologie mozna
stosowac wymiennie z innymi podobnymi srodkami spozywczymi w zaleznosci
od potrzeb pacjenta.

Dowody naukowe

Przedstawione dowody naukowe cechowatly sie niskq jakoscig, nie zawieraty
danych dfugoterminowych i dotyczyly wezZszej populacji niz wnioskowana.
Wyniki badanr (Daly 2017, Ney 2016, Pinto 2017) wskazywaty na wyzisze
przestrzeganie zalecen dietetycznych, wyzszy komfort spozywania preparatu,
lepszy smak, teksture i zapach, a niektore rowniez na korzystne zmiany poziomu
fenyloalaniny i tyrozyny w grupie przyimujgcej preparat. W badaniu
oceniajgcym  bezpieczenistwo nie zaraportowano zadnego zdarzenia
niepozgdanego.

Problem ekonomiczny

Wyniki analizy ekonomicznej wskazujg, ze wnioskowana technologia
w poréownaniu z komparatorem
i jest technologiq bez wzgledu

na perspektywe, czy zastosowanie RSS. Analiza wpfywu na budzet posiada
liczne ograniczenia, ale wskazuje na mozliwe

Pozytywne rekomendacje refundacyjne odnaleziono tylko
w jednym kraju. Produkt nie jest refundowany w krajach o zblizonym do Polski
PKB per capita.

Gtowne argumenty decyzji

Dostepne wyniki badan wskazujq na ograniczone korzysci kliniczne ocenianej
technologii. Ze wzgledu na

nalezy dqzy¢ do obnizenia ceny technologii co najmniej do
oraz  dostosowania
instrumentu podziatu ryzyka do zaproponowanego sposobu refundacji.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 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 péin. zm.), z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
nr: 0T.4330.17.2018 ,Wniosek o objecie refundacjg s$rodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego PKU Sphere we wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii — skondensowany, porcjowany
preparat oparty na glikomakropeptydach (GMP) w proszku, przeznaczony dla dzieci powyzej 4 r.z., mtodziezy,
dorostych oraz kobiet w cigzy”. Data ukoniczenia: 5 grudnia 2018 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylgczeniu ze
wzgledu na tajemnice przedsiebiorcy (Nestle Polska S.A.).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem (Nestle Polska S.A.)
o zakresie tajemnicy przedsigbiorcy.

Podstawa prawna wylgczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r.
o dostepie do informacji publicznej (Dz. U. z 2016 r., poz.1764 z pozn. zm. ) w zw. z art.
11 ust. 4 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993 r. o zwalczaniu nieuczciwej konkurencji (Dz. U.
z2018 r., poz. 419).

Organ dokonujgcy wylgczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji.

Podmiot w interesie ktorego dokonano wylgczenia jawnosci: (Nestle Polska S.A.).



