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w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje zywnosci
specjalnego przeznaczenia medycznego Monogen we wskazaniach:
deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt CACT, chtonkotok (w tym stan
po zabiegach kardiochirurgicznych), choroba Lesniowskiego-Crohna,
mitochondrialna kardiomiopatia z deficytem kompleksu | taricucha

oddechowego, naczyniakowatos¢ limfatyczna jelita cienkiego

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadne wydawanie zgdd na refundacje zywnosci
specjalnego przeznaczenia medycznego Monogen, proszek, puszka a 400 g
we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt CACT, chfonkotok
(wtym stan po  zabiegach  kardiochirurgicznych),  mitochondrialna
kardiomiopatia z deficytem kompleksu | taricucha oddechowego.

Rada Przejrzystosci uwaza za niezasadne wydawanie zgdd na refundacje
Zywnosci specjalnego przeznaczenia medycznego Monogen, proszek, puszka
d 400 g we wskazaniach: choroba Lesniowskiego-Crohna, naczyniakowatosc
limfatyczna jelita cienkiego.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Minister Zdrowia zlecit zbadanie zasadnosci wydawania zgody na refundacje
srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego Monogen,
proszek, puszka a 400 g we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt
CACT, chtonkotok (w tym stan po zabiegach kardiochirurgicznych), choroba
Lesniowskiego-Crohna, mitochondrialna kardiomiopatia z deficytem kompleksu
| taricucha oddechowego i naczyniakowatos¢ limfatyczna jelita cienkiego.
Zywnos¢ specjalnego przeznaczenia medycznego Monogen nie znajduje sie
w obrocie na terytorium Rzeczypospolitej Polskiej.

Zgodnie z danymi przekazanymi przez Ministra Zdrowia produkt
ten byt sprowadzany z zagranicy w ramach importu docelowego w wyzZej
wymienionych wskazaniach, a w okresie lipiec 2016-kwieciern 2019 wydano
tqgcznie 103 zgody na refundacje i sprowadzono tqcznie 5380 opakowan.
Monogen byt oceniany przez AOTMIT w roku 2014 we wskazaniach deficyt

Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa tel. (+48 22) 101-46-00 fax (+48 22) 46-88-555
NIP 525-23-47-183 REGON 140278400

e-mail: sekretariat@aotmit.gov.pl

www.aotmit.gov.pl




Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 54/2019 z dnia 1 lipca 2019 r.

LCHAD i VLCAD i uzyskat pozytywne stanowisko Rady Przejrzystosci oraz
Rekomendacje Prezesa Agencji.

Dowody naukowe

Dostepne sq jedynie bardzo skromne dane kliniczne dotyczgce wnioskowanych
wskazan. W jednoosrodkowym, badaniu klinicznym MacDonald 2018,
przeprowadzonym w populacji dzieci z deficytami LCHAD, VLCAD oraz CACT
wykazano podobng uzytecznos¢ produktu w wymienionych wskazaniach
w porownaniu z produktem Lipistart, nie odnotowano nieprawidtowosci
w zapisie EEG, nie stwierdzono takze rdznic w zakresie parametrow
biochemicznych.

Z kolei w prospektywnym, obserwacyjnym badaniu lzzard 2007
przeprowadzonym w populacji pacjentow z chtonkotokiem wykazano,
Ze stosowanie preparatu Monogen skutkuje wczesniejszym zamknieciem
przetoki w poréownaniu do pacjentow, ktorzy zywieni byli dietqg o obnizonej
zawartosci  dtugotancuchowych kwasow  ttuszczowych i jedynie
suplementowanq Monogenem. Z kolei w retrospektywnym badaniu Cormack
2004, przeprowadzonym w populacji z chfonkotokiem po zabiegu
kardiochirurgicznym, odpowiedZ na leczenie stwierdzono u 78% pacjentow
zywionych Monogenem. Ponadto odnaleziono 8 opisow i serii przypadkow
we wskazaniach chtonkotok (w tym stan po zabiegach kardiochirurgicznych)
i deficyt VLCAD. Nie odnaleziono badan spetniajgcych kryteria witgczenia
dla pozostatych wskazan.

Zgodnie z wytycznymi klinicznymi AKGE 2009, AGE 2010, BIMDG 2013/2017,
EFNS 2011, EGE 2009, IDPH 2012 oraz PGE 2014 w leczeniu deficytow LCHAD,
VLCAD i CACT zalecana jest dieta z ograniczeniem dtugotaricuchowych kwasow
ttuszczowych (LCT), z jednoczesng suplementacjq Sredniotaricuchowych kwaséw
ttuszczowych (MCT). Natomiast w leczeniu chtonkotoku AGE 2010 oraz ACR
2016 wytyczne wskazujq, Zze leczenie zywieniowe powinno obejmowac diete
bezttuszczowq lub o niskiej zawartosci ttuszczu, a niemowleta i mate dzieci
mogq wymagac specjalistycznych preparatéow zawierajgcych duze ilosci
triglicerydow o sredniej dtugosci taricucha (MCT).

Nie  odnaleziono  wytycznych  dotyczqcych  leczenia  zywieniowego
o zmodyfikowanej  zawartosci  ttuszczow we  wskazaniach: choroba
Lesniowskiego-Crohna, mitochondrialna kardiomiopatia z deficytem kompleksu
| taricucha oddechowego, naczyniakowatosc limfatyczna jelita cienkiego.

W  opinii ekspertow klinicznych preparat Monogen charakteryzuje sie
odpowiednim sktadem i wartosciq odzywczq dla zastosowania w postepowaniu
dietetycznym w mitochondrialnych zaburzeniach spalania dfugotaricuchowych
kwasow ttuszczowych takich jak: deficyt LCHAD/MTP, deficyt VLCAD czy deficyt
CACT. U pacjentow, u ktorych przeprowadza sie proby leczenia dietq ketogenngq
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np. w mitochondrialnej kardiomiopatii z deficytem kompleksu | tancucha
oddechowego stosowanie preparatu Monogen moze by¢ uzasadnione w celu
tatwiejszego skomponowania diety. Natomiast w przypadku chtonkotoku
(wtym stan po zabiegach kardiochirurgicznych), chorobie Lesniowskiego-
Crohna czy naczyniakowatosci limfatycznej jelita cienkiego preparat Monogen
moze byc¢ przydatny, ale zasadnosc¢ jego podawania powinna by¢ rozwazana
indywidualnie u kazdego pacjenta.

Problem ekonomiczny

Z powodu braku doktadnych danych o populacji docelowej nie jest mozliwe
precyzyjne i wiarygodne oszacowanie kosztow refundacji zwiqzanych
zrefundacjg zywnosci specjalnego przeznaczenia medycznego Monogen
w ocenianych wskazaniach.

W przedmiotowych wskazaniach w okresie lipiec 2016 — kwiecien 2019
sprowadzono fqcznie 5 380 opakowari Monogenu na tgcznq kwote ponad
1,6 min zt netto.

Gtowne argumenty decyzji

Dostepne bardzo skromne dane kliniczne, wytyczne kliniczne i opinie ekspertow
wskazujq, ze preparat Monogen moze byc¢ uzyteczny w dtugoterminowym
postepowaniu dietetycznym u dzieci z deficytami LCHAD, VLCAD, CACT,
jak rowniez w chtonkotoku.

Brak jest danych dotyczgcych stosowania preparatu w innych wskazaniach
wyszczegolnionych we wniosku, jednakze zdaniem ekspertow moze on stuzyc
uzupetnieniu dietetycznemu we wszystkich przypadkach wymagajqcych leczenia
dietq ketogenng np. w mitochondrialnej kardiomiopatii z deficytem kompleksu |
taricucha oddechowego, moze stuzyc jako zrddto ttuszczu MCT w celu uzyskania
pozgdanego stosunku ketogennego, a takie przejsciowo w sytuacjach
wymagajqcych zywienia przez sonde dozotqgdkowqg Ilub stomie Ilub jako
dodatkowy positek nocny w stanach niewyrdwnania metabolicznego
lub niedozywienia.

Przewodniczqcy Rady Przejrzystosci
Prof. Rafat Nizankowski

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31h ust 2 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotne;j
finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2018 r., poz. 1510, z pdzn. zm.), w zwigzku z art. 39 ust. 3
ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego
oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 784 z pdzn. zm.), z uwzglednieniem opracowania na potrzeby
zbadania zasadnosci wydawania zgody na refundacje produktu leczniczego, raport nr: 0T.4311.6.2019
Monogen, proszek a 400 g we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt CACT, chtonkotok (w tym
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stan po zabiegach kardiochirurgicznych), choroba Lesniowskiego-Crohna, mitochondrialna kardiomiopatia
z deficytem kompleksu | tafdcucha oddechowego, naczyniakowato$¢ limfatyczna jelita cienkiego”.
Data ukoriczenia: 27 czerwca 2019 r.



