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Rekomendacja nr 8/2020
z dnia 30 stycznia 2020 r.
Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

w sprawie objecia refundacjg srodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego

Mevalia PKU Motion we wskazaniu: fenyloketonuria

Prezes Agencji rekomenduje objecie refundacjg s$rodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego Mevalia PKU Motion we wskazaniu: fenyloketonuria pod
warunkiem obnizenia ceny produktu.

Uzasadnienie rekomendacji

Prezes Agencji, biorgc pod uwage stanowisko Rady Przejrzystosci, uwaza za zasadne objecie
refundacjg srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego ($sspz) Mevalia
PKU Motion we wnioskowanym wskazaniu.

W ramach analizy klinicznej przedstawiono jedno niepublikowane badanie dotyczgce
dotyczyto Mevalia PKU Motion , ktére dostarcza informacji nt. tolerancji produktu i jego
akceptowalnosci. Brak jest badan, w ktéorych oceniano by punkty koricowe zwigzane z
przebiegiem choroby. Nalezy mieé jednak na uwadze, ze ograniczona dostepnos¢ danych
klinicznych jest problemem odnoszgcym sie do wiekszosci $sspz.

Wyniki analizy minimalizacji kosztow wskazujg, ze wnioskowana technologia jest drozsza od
trzech wybranych komparatoréw i tansza od jednego z nich. Analiza wptywu na budzet
wskazuje natomiast na dodatkowe obcigzenie budzetu ptatnika publicznego po objeciu
refundacjg wnioskowanej technologii.

Majac na uwadze fakt, ze w ocenianym wskazaniu wytyczne kliniczne oraz eksperci wskazujg
jako podstawe postepowanie dietetyczne z wykorzystaniem mieszanek aminokwasow
wolnych od fenyloalaniny objecie refundacjg, pomimo ograniczenn analizy klinicznej, jest
uzasadnione. Niemniej jednak majgc na uwadze wysoki koszt preparatu oraz fakt, ze obecnie
refundowanych jest szereg zblizonych $sspz w ocenianym wskazaniu, zasadne jest obnizenie
ceny preparatu Mevalia PKU Motion.

Przedmiot wniosku

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
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Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy oceny zasadnosci finansowania ze $rodkéw publicznych $rodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego ($sspz):

e Mevalia PKU Motion Red Fruits 10, ptyn, 30x70 ml, kod EAN: 8008698021323, cena zbytu
netto:

e Mevalia PKU Motion Red Fruits 20, ptyn, 30x140 ml, kod EAN: 8008698021309, cena zbytu
netto:

Mevalia PKU Motion Tropical 10, ptyn, 30x70 ml, kod EAN: 8008698021286, cena zbytu
netto:

Mevalia PKU Motion Tropical 20, ptyn, 30x140 ml, kod EAN: 8008698015476, cena zbytu
netto:

Mevalia PKU Motion Yellow Fruits 20, ptyn, 30x140 ml, kod EAN: 8008698024331, cena zbytu
netto:

Proponowana odptatno$é i kategoria dostepnosci refundacyjnej: ryczatt w ramach nowej grupy
limitowej. Wniosek nie zawiera propozycji instrumentu dzielenia ryzyka.

Problem zdrowotny

Fenyloketonuria (PKU, ang. phenylketonuria) jest wrodzong chorobg metaboliczng (ICD-10: E70.0 —
Klasyczna fenyloketonuria, wg Miedzynarodowej Klasyfikacji Choréb i Probleméw Zdrowotnych). Jest
dziedziczona w sposéb autosomalny recesywny. Spowodowana jest brakiem lub znacznym
obnizeniem aktywnosci hydroksylazy fenyloalaninowej, enzymu warunkujgcego przemiane
aminokwasu egzogennego fenyloalaniny (Phe, ang. phenylalanine) w tyrozyne. Konsekwencjg tego
zaburzenia jest nadmierne gromadzenie sie Phe i fenyloketonéw (hiperfenyloalaninemia, HPA) we
krwi, ptynach ustrojowych i innych tkankach prowadzace do nieodwracalnego uszkodzenia
osrodkowego uktadu nerwowego, manifestujacego sie uposledzeniem umystowym i réznorodnymi
zaburzeniami neurologicznymi.

Zwiekszenie stezenia Phe we krwi powyzej 120 pmol/l (2 mg/dl) jest okreslane jako
hiperfenyloalaninemia, najczestszag jej postacig jest fenyloketonuria klasyczna (okoto 97%
przypadkéw hiperfenyloalaninemii).

Fenyloketonuria nalezy do choréb rzadkich. W Polsce PKU wystepuje ze srednig czestosScig ok. 1:7500
zywych urodzen, co oznacza, ze rocznie rodzi sie okoto 60 dzieci chorych na PKU, a co 46 osoba
dorosta jest nosicielem zmutowanego genu. W potudniowo-wschodniej czesci kraju czestosé ta jest
nieco wyzsza i wynosi ok. 1:6500 podczas gdy w Wielkopolsce ksztattuje sie na poziomie 1:10000.

Rokowanie w fenyloketonurii uzaleznione jest od jak najszybszego rozpoznania choroby
i wprowadzenia od pierwszych dni zycia diety eliminacyjnej — ubogofenyloalaninowej. Utrzymanie
zalecanych wartosci stezenia Phe we krwi umozliwia osiggniecie oczekiwanej dtugosci zycia
poréwnywalnej do oséb zdrowych. Nieleczona PKU prowadzi do statej niepetnosprawnosci
intelektualnej, u 0séb nieleczonych iloraz inteligencji zwykle nie przekracza 20-40 1Q.

U wszystkich noworodkdw w Polsce obligatoryjnie wykonywane sg badania przesiewowe w kierunku
PKU umozliwiajace rozpoznanie choroby w okresie bezobjawowym i wczesne ograniczenie
fenyloalaniny w diecie, co zapobiega postepujgcemu uszkodzeniu mézgu.

Alternatywna technologia medyczna

Wszystkie odnalezione wytyczne zalecajg stosowanie u pacjentéw z fenyloketonurig mieszanek
aminokwasow wolnych od fenyloalaniny (nie odnoszac sie do konkretnych preparatéw).

Zgodnie z obwieszczeniem Ministra Zdrowia z dnia 20 grudnia 2019 r. w sprawie wykazu
refundowanych lekéw, srodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz
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wyrobow medycznych na 1 stycznia 2020 r. (Dz. Urz. Min. Zdrow. poz. 105), obecnie finansowanych
ze srodkéw publicznych w Polsce jest szereg srodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego we wskazaniu: fenyloketonuria.

Whioskodawca jako technologie alternatywng dla wnioskowanych produktéw wskazat:

e Komparator gtéwny (postac: ptynna) : PKU Lophlex LQ 10, PKU Lophlex LQ 20, PKU Cooler 10,
PKU Cooler 15, PKU Cooler 20;

e Komparatory dodatkowe (postaé: proszek): PKU Express 15, PKU Express 20, PKU Gel 10.

Wybdr technologii alternatywnych uznano za prawidtowy.

Opis wnioskowanego $wiadczenia
Produkty Mevalia PKU Motion stanowig srodki spozywcze specjalnego przeznaczenia zywieniowego.

Whnioskowane wskazanie refundacyjne $sspz Mevalia PKU Motion jest wskazaniem wezszym niz
wskazanie rejestracyjne i obejmuje postepowanie dietetyczne w fenyloketonurii. Natomiast, zgodnie
z dokumentami przekazanymi przez wnioskodawce mozie by¢ zastosowany w postepowaniu
dietetycznym w fenyloketonurii i hyperfenyloalaninemii u pacjentéw od 3 r.z., natomiast wskazanie
refundacyjne nie ogranicza wieku pacjentéw.

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 i stanowig alternatywne leczenie
dostepne w danym problemie zdrowotnym. Nastepnie ocena ta wymaga okreslenia wiarygodnosci
zebranych danych oraz poréwnania wynikéw dotyczgcych 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 (zardwno w zakresie skutecznosci, jak i bezpieczenstwa),
ktorego nalezy oczekiwaé¢ wzgledem nowej terapii w poréwnaniu do innych rozwazanych opcji
terapeutycznych.

Do przegladu systematycznego wtgczono

Dla przyjetych komparatorow odnaleziono dwa pierwotne badania z randomizacjg w schemacie
z grupami naprzemiennymi (ang. cross-over), w ktérych porownano $sspz PKU Cooler z preparatami
w proszku, gtéwnie PKU Gel i PKU Express (Gokmen-0zel 2011, MacDonald 2006 i MacDonald 2008).
W badaniach uczestniczyto 14 i 27 pacjentéw, zas okres obserwacji wynosit od 5i6 tygodni.

Ponadto, wigczono jednoramienne retrospektywne badanie obserwacyjne oceniajgce $sspz PKU
Cooler (Gokmen-Ozel 2009),w ktérym okres obserwacji wynosit 2,4 roku, a liczba pacjentéw 34
osoby.

Ryzyko btedu
systematycznego wg Cochrane w badaniach RCT oceniono na wysokie.

Skutecznos¢

Badanie dot. interwencji ocenianej
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Badania RCT dla komparatoréow (Gokmen-Ozel 2011, MacDonald 2006 i MacDonald 2008)

W badaniu opisanych w publikacjach Gokmen-Ozel 2011 i MacDonald 2008, dla poréwnania PKU
Cooler 10 (n=14) vs PKU Gel (n=10) dla 7-dniowego okresu leczenia nie stwierdzono statystycznie
istotnych réznic pomiedzy grupami w zakresie poziomu stezenia fenyloalaniny we krwi, zmiany masy
ciata oraz podazy energii, biatka, weglowodandw oraz ttuszczéw z naturalnych Zzrédet pokarmowych.
Wykazano statystycznie istotng rdznice w ilosci spozywanej energii dostarczanej przez substytut
biatka na korzy$¢ produktu PKU Cooler, ktéry dostarczat mniej energii (p<0,001). U wszystkich
chorych przyjmujacych gotowy do spozycia substytut biatkowy w postaci ptynnej zaobserwowano
catkowita samodzielnos¢ w jego przyjmowaniu wzgledem 58% chorych stosujacych produkt w
proszku. Rdznica pomiedzy grupami byta istotna statystycznie.

W badaniu MacDonald 2006, w ktérym poréwnywano PKU Cooler 15 (n=27) z PKU Express (n=23)
i innymi produktami w postaci proszku (n=4), wykazano statystycznie istotng rdznice na korzysé
produktu biatkozastepczego w postaci ptynnej, tj. PKU Cooler, w zakresie stezenia fenyloalaniny
we krwi (p=0,027). Ponadto, stwierdzono statystycznie istotne rdznice na korzys¢ produktu PKU
Cooler w odniesieniu do lepszego wykorzystania porcji substytutu, wiekszego odsetka pacjentéw
oceniajgcych preparat jako tatwiejszy iwygodniejszy do stosowania (réwniez poza domem),
wiekszego odsetka pacjentéw zgtaszajgcych brak skrepowania zwigzany z przyjmowaniem
preparatéw biatkozastepczych.

Badanie obserwacyjne dla komparatora (Gokmen-Ozel 2009)

Dtugotrwate efekty stosowania PKU Cooler oceniano w retrospektywnym jednoramiennym badaniu
obserwacyjnym Gokmen-Ozel 2009, z mediang okresu obserwacji wynoszacy 2,4 roku, zakres czasu
obserwacji wynosit od 6 miesiecy do 4,1 lat. W badaniu oceniano zmiane stezenia fenyloalaniny we
krwi, markery odiywcze oraz parametry antropometryczne. Analiza skutecznosci zostata
przeprowadzona w podziale na pacjentéw ponizej i powyzej 18. roku zycia.

W grupie pacjentéw ponizej 18. roku zycia stezenie fenyloalaniny we krwi utrzymywato sie na takim
samym poziomie przed rozpoczeciem i w czasie trwania badania (nie zaobserwowano istotnych
statystycznie rdznic). Wsérdd parametrow biochemicznych, stwierdzono statystycznie istotny wzrost
mediany stezenia wapnia, albumin, hemoglobiny i hematokrytu oraz spadek stezenia selenu we krwi.
Wszystkie parametry byty w normie. Parametry antropometryczne nie ulegty zmianie.
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W grupie pacjentdw powyzej 18. roku zycia nastgpita istotna statystycznie redukcja stezenia
fenyloalaniny w osoczu w odniesieniu do wartosci przed rozpoczeciem badania. Wzrost wartosci
stezenia parametréw biochemicznych raportowano dla witaminy B12, wapnia i albumin. U dorostych
pacjentéw stosujgcych PKU Cooler nastgpit wzrost mediany BMI, réznica jednak nie byta istotna
statystycznie.

Zestawienie sktadu produktéw Mevalia PKU Motion vs. PKU Cooler oraz PKU Lophlex LQ

W przeliczeniu na jednorazowe porcje preparatow biatkozastepczych wystepujg niewielkie réznice
w odniesieniu do zawarto$ci weglowodandw, aminokwaséw, witamin, sktadnikdw mineralnych
i pierwiastkéw sladowych, pomiedzy interwencjg wnioskowang a komparatorami. Preparat Mevalia
PKU Motion dostarcza mniej energii niz preparaty PKU Cooler, PKU Lophlex oraz PKU Gel.
W odniesieniu do najbardziej kalorycznej prezentacji — Mevalia PKU Motion Red Fruits, rdéznice
w energii, wzgledem odpowiednich preparatéw zawierajgcych 10 g i 20 g rownowaznika biatka,
Wynoszg:

e 11% dla PKU Cooler 10;
e 17% dla PKU Cooler 20;
e 7% dla PKU Lophlex 10;
e 8% dla PKU Lophlex 20;
e 36% dla PKU Gel 10.

W poréwnaniu do preparatu PKU Express 20, Mevalia PKU Motion Red Fruits 20 dostarcza o 14%
wiecej energii. Zbyt duza kaloryczno$¢ preparatu moze prowadzi¢ do wzrostu masy ciata, zatem
dostarczanie mniejszej ilosci kalorii wraz z substytutem biatkowym jest korzystne.

Produkt Mevalia PKU Motion nie zawiera: konserwantéw, sztucznych aromatéw, lecytyny sojowej
(alergen), acesulfamu K (substancja stodzgca), sztucznych barwnikdw typu Karmin (czerwien
koszenilowa, ktdra wystepuje w produkcie PKU Cooler i PKU Lophlex QL), syropu kukurydzianego
(glukozowo-fruktozowego) oraz sproszkowanego syropu glukozowego, skrobi modyfikowane;.

W skfad produktu Mevalia PKU Motion wchodzi sok owocowych z koncentratow (obecny takze
w produkcie PKU Lophlex QL). Preparat zawiera dodatek kwasu glutaminiowego, nie zawiera
natomiast tauryny i ttuszczéw, w tym kwasu dokozaheksaenowego (DHA), sktadnika zawartego
w produktach PKU Cooler oraz PKU Lophlex LQ.

Bezpieczenstwo

Badanie

Dodatkowe informacije o bezpieczenstwie

W broszurze produktu PKU Motion zawarto nastepujgce informacje:
e Stosowac wytgcznie pod nadzorem lekarza.

e Produkt przeznaczony dla oséb z PKU / HPA w wieku 3 lat i starszych.
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e  Produkt nieodpowiedni dla 0sob nie chorujgcych na fenyloketonurie
i hyperfenyloalaninemie.

e Produkt nie jest odpowiedni do stosowania jako jedyne Zrédto pozywienia.

e Produkt nie jest przeznaczony do stosowania pozajelitowego.

Skutecznosc¢ praktyczna

Nie odnaleziono badan dot. skutecznosci praktycznej ocenianej technologii medycznej.

Ograniczenia analizy

Podstawowym ograniczeniem analizy klinicznej jest fakt, ze nie odnaleziono badan klinicznych,
w ktérych oceniano efekty stosowania produktu biatkozastepczego Mevalia PKU Motion. W ramach
analizy klinicznej przedstawiono

Ponadto ze wzgledu na rézny charakter badan oraz rozbieznosé ocenianych punktéw koricowych, jak
i sposdb przedstawienia wynikow mozliwos$¢ zestawienia wynikéw badania dotyczacego interwencji
whnioskowanej (PKU Motion) i wynikéw dostepnych badan dotyczacych zastosowania komparatoréow
tj. PKU Cooler, PKU Express oraz PKU Gel, byta ograniczona.

Dodatkowo na niepewnos¢ wynikdéw analizy klinicznej maja wptyw aspekty wymienione ponizej:

e W publikacji zidentyfikowano pewne niescistosci oraz btedy:
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e Badania dot. komparatoréw réwniez charakteryzowaty sie ograniczeniami:

o Randomizowane badania Gokmen-Ozel 2011-MacDonald 2008 oraz MacDonald 2006
byly przeprowadzone bez zamaskowania, obejmowaty niewielka liczbe pacjentéw
(odpowiednio 14 oraz 27), a okres stosowania poréwnywanych produktéw wynosit
2 tygodnie.

o W badaniach RCT, poréwnujgcych PKU Cooler z substytutami biatkowymi w proszku,
w ramionach komparatora nie wszyscy pacjenci stosowali wybrane komparatory:
w badaniu Gokmen-Ozel 2011, MacDonald 2008, 10 z 14 pacjentéw (71,4%)
stosowato preparat PKU Gel, a w badaniu MacDonald 2006, 23 z 27 pacjentéw
(85,2%) stosowato preparat PKU Express.

o W badaniu Gokmen-Ozel 2009 oceniajgcego diugoterminowe efekty stosowania
preparatu PKU Cooler nie odniesiono sie do optymalnego (indywidualnego) rozwoju
psychoruchowego, wskazanego eksperta klinicznego jako istotnie klinicznego punktu
koncowego.

o Nie odnaleziono zadnych badan klinicznych, w ktérych oceniano efekty stosowania
produktu biatkozastepczego PKU Lophlex LQ, tj. porcjowanego substytutu
biatkowego w ptynie, gotowego do spozycia i stanowigcego komparator dla
interwencji wnioskowanej.

e W analizie wnioskodawcy w ramach zestawienia sktadu i wilasciwosci wnioskowanej
interwencji i wybranych komparatoréw, zaznaczono, ze ,badany produkt tj. PKU Motion
w przeciwienstwie do preparatéw PKU Cooler, PKU Lophlex QL oraz PKU Express i PKU Gel
nie zawiera ttuszczow i tauryny” jednak nie okreslono, jakie moze mie¢ to znaczenie w
kontekscie pokrycia zapotrzebowania organizmu na sktadniki odzywcze oraz zapewnienia
prawidtowego wzrostu i rozwoju. W tym nie odniesiono sie do braku w produkcie kwaséw
ttuszczowych omega-3: EPA i DHA, na ktéry to brak zwrdcita uwage ekspert kliniczny.

Propozycje instrumentdéw dzielenia ryzyka

Whiosek nie zawiera propozycji instrumentu dzielenia ryzyka.

Ocena ekonomiczna, w tym szacunek kosztéw do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych

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

Uzyskane wyniki wskaZznika kosztow-efektow zdrowotnych porownuje sie z tzw. progiem optacalnosci,
czyli wynikiem, ktory sygnalizuje, ze przy zasobnosci naszego kraju (wyrazonej w PKB) maksymalny
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koszt nowej terapii, ktora ma wiqgzac sie z uzyskaniem jednostkowego efektu zdrowotnego (1 LYG lub
1 QALY) w pordwnaniu do terapii juz dostepnych, nie powinien przekraczac trzykrotnosci PKB per
capita.

Oszacowany prog opfacalnosci wynosi 147 024 zt (3 x 49 008 zt). WskazZnik kosztow-efektow
zdrowotnych nie szacuje i nie wyznacza wartosci zycia, pozwala jedynie oceni¢ i m. in. na tej
podstawie dokonac¢ wyboru terapii zwigzanej z potencjalnie najlepszym wykorzystaniem aktualnie
dostepnych zasobdw.

Ocene efektywnosci kosztowej wnioskowanej technologii przeprowadzono wzgledem komparatoréw
z wykorzystaniem techniki minimalizacji kosztébw w miesiecznym horyzoncie czasowym
z perspektywy ptatnika publicznego (NFZ) oraz wspdlnej (NFZ + pacjent). W analizie ekonomicznej
whnioskodawcy uwzgledniono wyfacznie koszty stosowania analizowanych srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, tj. preparatow Mevalia PKU Motion i wybranych
komparatoréw.

Zgodnie z oszacowaniami wnioskodawcy stosowanie preparatu Mevalia PKU Motion

Zgodnie z oszacowaniami wnioskodawcy ceny zbytu netto dla poszczegdlnych prezentacji
analizowanej interwencji, przy ktorych rdéznica miedzy kosztem ich stosowania a kosztem stosowania
najtanszej technologii alternatywnej jest réwna zero, wynoszga:

Wyniki analizy wrazliwosci wskazuja,

Ograniczenia analizy

Brak dowoddéw na skutecznos¢ $sspz Mevalia PKU Motion stanowi podstawowe i powazne
ograniczenie analizy ekonomicznej. (zgodnie z wytycznymi analiza minimalizacji kosztéw powinna by¢
przeprowadzana w przypadku podobnej efektywnosci interwencji ocenianej i komaparatora).

Na niepewnos$¢ wynikdw analizy ekonomicznej majg wptyw réwniez dostepne informacje na temat
Sredniego zuzycia analizowanych $sspz w praktyce klinicznej w Polsce. Weryfikacja poprawnosci
przyjetych zatozen jest trudna do przeprowadzenia
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Wskazanie czy zachodza okolicznosci, o ktérych mowa w art. 13 ust. 3 ustawy z dnia
12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spoiywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2019 r. poz. 754 z pézn. zm.)

Jezeli analiza kliniczna wnioskodawcy nie zawiera randomizowanych badan klinicznych dowodzqgcych
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 wspofczynniku uzyskiwanych efektow zdrowotnych do kosztow ich uzyskania.

Omawiany problem decyzyjny nie dotyczy technologii lekowej, w zwigzku z czym nie zachodza
okolicznosci art. 13 ustawy o refundacji.

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
wydatkow zwiqzanych z finansowaniem nowej terapii ze sSrodkow 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 Srodkdw na leczenie danego problemu zdrowotnego, czy tez wigze sie z uzyskaniem
oszczednosci w budzZecie 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 wpftyng¢ na organizacje udzielania swiadczen (szczegdlnie
w kontekscie dostosowania do wymogow realizacji nowej terapii) oraz na dostepnosc innych
Swiadczen opieki zdrowotne;.

Ocene wptywu na budzet ptatnika publicznego przeprowadzono uwzgledniajgc horyzont czasowy
wynoszacy 2 lata, z perspektywy NFZ oraz wspdlnej (zblizona do perspektywy NFZ). Oszacowana
liczebnos$¢ populacji (przedstawiona w osobolatach), ktéra stosowa¢ bedzie wnioskowang
technologie po wydaniu pozytywnej decyzji refundacyjnej wynosi 24 (od 21 do 27) osobolat w | roku i

osobolat w Il roku finansowania. Uwzgledniono wytgcznie koszty bezposrednie
medyczne, réznigce porownywane schematy leczenia — koszt analizowanych $sspz.

Wyniki analizy podstawowej wnioskodawcy wskazujg, ze objecie refundacjg Ssspz Mevalia PKU
Motion spowoduje wydatkéw podmiotu zobowigzanego do finansowania Swiadczen ze
Srodkow publicznych o ok. w | roku refundacji i o ok. w |l roku refundacji. Wyniki
analizy z perspektywy wspdlnej sg zblizone — objecie refundacjg $sspz Mevalia PKU Motion
spowoduje wydatkdéw z perspektywy wspdlnej — o ok. w | roku refundacji i o ok.

w |l roku refundacji.
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Ograniczenia analizy

Na niepewnos$é wynikdw analizy wptywu na budzet ma wptyw fakt, ze brak jest wiarygodnych danych
epidemiologicznych dotyczacych populacji z Polski dot. populacji pacjentow, ktérzy mogliby
zastosowac wnioskowang technologie medyczng, w zwigzku z czym uzyskane w ramach oszacowan
wyniki mogg nie odzwierciedla¢ rzeczywistych w3ydatkéw ptatnika zwigzanych refundacja.

Uwagi do proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka

Nie dotyczy.

Uwagi do zapisow programu lekowego

Nie dotyczy.

Omodwienie rozwigzan proponowanych w analizie racjonalizacyjne;j

Przedmiotem analizy racjonalizacyjnej jest identyfikacja mechanizmu, ktérego wprowadzenie
spowoduje uwolnienie srodkéw publicznych w wysokosci odpowiadajgcej co najmniej wzrostowi
kosztow wynikajgcemu z podjecia pozytywnej decyzji o refundacji wnioskowanej technologii
medycznej w ocenianych wskazaniach.

Analiza racjonalizacyjna jest przedktadana jezeli analiza wptywu na budzet podmiotu zobowigzanego
do finansowania Swiadczen ze sSrodkow publicznych wykazuje wzrost kosztow refundacji.

W ramach analizy racjonalizacyjnej (AR) wnioskodawca zaproponowat dwa rozwigzania — pierwsze
zaktada obnizenie cen produktéw leczniczych zawierajacych fingolimod o 15% przy przedtuzeniu
decyzji refundacyjnej na kolejny okres, drugie natomiast zaktada objecie refundacjg wybranych lekéw
generycznych i biopodobnych. Zgodnie z oszacowaniami wnioskodawcy, zastosowanie powyzszych
rozwigzan pozwoli na wygenerowanie Uwolnione
srodki pozwolg pokryé oszacowane maksymalne koszty refundacji $sspz Mevalia PKU Motion
poniesione przez ptatnika publicznego w przeciggu dwéch lat.

Omoéwienie rekomendacji wydawanych w innych krajach w odniesieniu do ocenianej
technologii

Odnaleziono rekomendacje kliniczne odnoszace sie do ocenianego wskazania nastepujacych
instytucji:
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e European guidelines on PKU — van Wegberg 2017;
e Australasian consensus 2017;
e American College of Medical Genetics and Genomics 2014.

Wszystkie odnalezione wytyczne zalecajg stosowanie u pacjentéw z fenyloketonurig mieszanek
aminokwasow wolnych od fenyloalaniny. W wytycznych nie odniesiono sie do konkretnych
preparatéw. Produkty zawierajgce mieszanke aminokwaséw wolnych od fenyloalaniny sg podstawg
terapii dietetycznej.

W wyniku przeprowadzonego wyszukiwania nie odnaleziono rekomendacji refundacyjnych.

Wedtug informacji przedstawionych przez wnioskodawce $sspz Mevalia PKU Motion jest finansowany
(na 31 wskazanych),
We wszystkich krajach poziom refundacji ze srodkédw publicznych

Podstawa przygotowania rekomendacji

Rekomendacja zostata przygotowana na podstawie zlecenia z dnia 13.11.2019r. Ministra Zdrowia (znak pisma:
PLR.4600.1430.2019, PLR.4600.1431.2019, PLR.4600.1432.2019, PLR.4600.1433.2019, PLR.4600.1434.2019), odnos$nie
przygotowania rekomendacji Prezesa w sprawie objecia refundacjg $sspz: Mevalia PKU Motion Red Fruits 10, ptyn, 30x70
ml, kod EAN: 8008698021323, Mevalia PKU Motion Red Fruits 20, ptyn, 30x140 ml, kod EAN: 8008698021309, Mevalia PKU
Motion Tropical 10, ptyn, 30x70 ml, kod EAN: 8008698021286, Mevalia PKU Motion Tropical 20, ptyn, 30x140 ml, kod EAN:
8008698015476, Mevalia PKU Motion Yellow Fruits 20, ptyn, 30x140 ml, kod EAN: 8008698024331. na podstawie art. 35
ust 1. ustawy z dnia 12 maja 2011 roku o refundacji lekdw, srodkdéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego
oraz wyrobdw medycznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 784 z pdzn. zm.) po uzyskaniu Stanowiska Rady Przejrzystosci nr /2020 z
dnia 27 stycznia 2020 roku w sprawie oceny $rodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego Mevalia PKU
Motion we wskazaniu: fenyloketonuria

PiSmiennictwo

1. Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 8/2020 z dnia 27 stycznia 2020 roku w sprawie oceny $rodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego Mevalia PKU Motion we wskazaniu: fenyloketonuria

2. Raport nr 0T.4330.18.2019 ,Whniosek o objecie refundacjg $rodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego Mevalia PKU Motion we wskazaniu: Fenyloketonuria”. Data ukoniczenia: 17 stycznia 2020 r.
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