Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 4/2020 z dnia 13 stycznia 2020 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje srodkéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego Ketocal 3:1,
Ketocal 4:1, Ketocal 4:1 LQ, Ketocal 4:1 LQ Multi Fibre
sprowadzanych z zagranicy w ramach importu docelowego
we wskazaniu: deficyt transportera glukozy GLUT-1

Rada Przejrzystosci uwaza za zasadne wydawanie zgod na refundacje Srodkow
spozywczych specjalnego przeznaczenia Zywieniowego:

e Ketocal 3:1 (proszek 300 g),
e Ketocal 4:1 (proszek 300 g),
e Ketocal 4:1 LQ (ptyn 200 ml),
e Ketocal 4:1 LQ Multi Fibre,

sprowadzanych z zagranicy w ramach importu docelowego, we wskazaniu:
deficyt transportera glukozy GLUT-1.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Zespot niedoboru transportera glukozy typu 1 (Glutl) to rzadkie genetyczne
zaburzenie metaboliczne charakteryzujgce sie  niedoborem  proteiny
transportujqcej glukoza przez bariere krew-madzg. Zaburzenie klasyfikowane jest
jako encefalopatia padaczkowa, a jego najczestszym objawem sq drgawki
(epilepsja), ktore zazwyczaj pojawiajq sie w ciggu pierwszych kilku miesiecy zycia.
Dodatkowo pojawiajq sie rowniez zaburzenia ruchdw ciata, opdznienia rozwoju
fizycznego i intelektualnego. Objawy i ciezkos¢ choroby rdzniq sie miedzy
poszczegolnymi osobami. Doktadna czestos¢ wystepowania zespotu niedoboru
Glutl jest nieznana. W Polsce szacuje sie, Ze moze obejmowac ok. 20 dzieci,
z tym, Ze czestosc rozpoznan moze wzrastac.

Osoby z zespotem niedoboru Glutl nie odpowiadajg na leczenie tradycyjnymi
lekami przeciwpadaczkowymi, ale z sukcesami mogq byc¢ leczeni dietg
ketogennq. Dieta ketogenna charakteryzuje sie wysokq zawartosciq ttuszczu
i niskqg weglowodanow oraz prawidtowq dla wieku zawartosciq biatka. Okresla
sie w niej tzw. proporcje ketogenicznq (4:1, 3:1, 2:1), czyli wagowy stosunek
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ttuszczu do fqcznej ilosci biatek i weglowodandw. Rozne preparaty Ketocalu
sq produktem kompletnym pod wzgledem odzywczym o rdznej proporcji
ttuszczow i weglowodanow. Produkty wykorzystywane w diecie ketogennej nie
sq refundowane.

Dowody naukowe

Wytyczne kliniczne miedzynarodowe i krajowe zalecajq diete ketogenng
jako leczenie z wyboru w zespole deficytu transportera glukozy GLUT-1. Wszyscy
konsultowani eksperci kliniczni wyrazili pozytywne opinie odnosnie finansowania
produktow Ketocal zwracajgc uwage na fakt, ze dieta ketogenna stanowi
leczenie z wyboru. Nie odnaleziono badan naukowych oceniajgcych produkt
Ketocal w deficycie transportera GLUT-1.

Produkt Ketokal w roznych proporcjach glikemicznych byt juz kilkukrotnie
oceniany w AOTMIT i otrzymywat pozytywnq opinie zardwno Rady Przejrzystosci
jak i Prezesa AOTMIT.

Problem ekonomiczny

Zgodnie z danymi otrzymanymi od Ministerstwa Zdrowia w okresie styczen -
listopad 2019 roku, we wskazaniu deficyt transportera GLUT-1, zgody
na refundacje produktu Ketocal 3:1, Ketocal 4:1 oraz Ketocal 4:1 LQ otrzymato
odpowiednio 5, 4 i 8 pacjentow, a liczba sprowadzonych puszek wynosita tgcznie
odpowiednio: 476, 214, 50 opakowari (po 32 kartoniki). Zaden z pacjentéw
nie otrzymat w tym okresie preparatu Ketocal 4:1 LQ Multi Fibre.

W okresie styczen — listopad 2019 r. wydatki zwigzane z refundacjq produktow
Ketocal w ocenianym wskazaniu z perspektywy NFZ wyniosty ok. 289 tys. PLN,
a z perspektywy pacjenta ok. 2 368 PLN (wynika to z opfaty ryczattowej
do opakowania jakq wnosi pacjent). Wydatki na produkty Ketocal stanowity
ok. 80% wszystkich kosztow zwigzanych z importem z zagranicy Srodkow
spozywczych specjalnego przeznaczenia we wskazaniu: deficyt GLUT-1.

Gtowne argumenty decyzji

Leczeni dietq ketogenng, w tym preparatami Ketocal, u ktorych rozpoczeto
leczenie w okresie bardzo wczesnym, mogq odniesc¢ istotne korzysci kliniczne
objawiajgce sie zmniejszeniem czestosci napadow drgawkowych oraz poprawq
rozwoju fizycznego i intelektualnego. Postepowanie zalecane jest przez
miedzynarodowe i krajowe wytyczne praktyki klinicznej. Niewielka liczebnos¢
populacji docelowej nie powinna stanowic¢ nadmiernego obcigzenia finansowego
dla ptatnika publicznego.
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Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31h ust 2 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotne;j
finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 1373 z pézn. zm.), w zwigzku z art. 39 ust. 3 ustawy
z 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz
wyrobdw medycznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 784 z pézn. zm.), z uwzglednieniem opracowania na potrzeby oceny
zasadnosci wydawania zgody na refundacje, raport nr: 0T.4311.17.2019 ,Ketocal 3:1, Ketocal 4:1, Ketocal 4:1
LQ, Ketocal 4:1 LQ Multi Fibre we wskazaniu: deficyt transportera glukozy GLUT-1". Data ukoriczenia: 08 styczen
2020 .



