Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

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

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne objecie refundacjqg srodkow spozywczych
specjalnego przeznaczenia Zywieniowego ($sspz):
e Mevalia PKU Motion Red Fruits 10, ptyn, 30x70 ml, kod EAN: 8008698021323,

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

e Mevalia PKU Motion Tropical 10, ptyn, 30x70 ml, kod EAN: 8008698021286,
e Mevalia PKU Motion Tropical 20, ptyn, 30x140 ml, kod EAN: 8008698015476,

e Mevalia PKU Motion Yellow Fruits 20, ptyn, 30x140 ml, kod EAN:
8008698024331,

we wskazaniu: fenyloketonuria, w ramach jednej grupy limitowej dla wszystkich

preparatow stosowanych w fenyloketonurii u pacjentow powyzej 3 r.Z.

i wydawanie ich za odptatnosciq ryczattowq.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Fenyloketonuria (PKU, ang. phenylketonuria) jest wrodzong chorobg
metaboliczng (ICD-10: E70.0 — Klasyczna fenyloketonuria, wg Miedzynarodowej
Klasyfikacji Chordb i Problemow Zdrowotnych). Jest dziedziczona w sposob
autosomalny recesywny. Spowodowana jest brakiem lub znacznym obnizeniem
aktywnosci hydroksylazy fenyloalaninowej, enzymu warunkujgcego przemiane
aminokwasu egzogennego fenyloalaniny (Phe, ang. phenylalanine) w tyrozyne.
Konsekwencjq tego zaburzenia jest nadmierne gromadzenie sie Phe
i fenyloketonow (hiperfenyloalaninemia, HPA) we krwi, ptynach ustrojowych
i innych tkankach prowadzgce do nieodwracalnego uszkodzenia osrodkowego
uktadu nerwowego, manifestujgcego sie uposledzeniem umysfowym
i rdznorodnymi zaburzeniami neurologicznymi.

Wedtug danych NFZ liczba pacjentow (unikalne numery PESEL) > 3 r.z
z rozpoznaniem gtéwnym lub wspdtistniejgcym wg ICD-10: E70.0 (klasyczna
fenyloketonuria) wynosita: 1 584 oséb w 2017 r. i1 613 0séb w 2018 r. Sposrod
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pacjentow z fenyloketonuriq ogotem ssspz zrefundowano u 88% w 2017 r.iu 86%
w 2018r.

Whnioskowane wskazanie refundacyjne ssspz Mevalia PKU Motion jest
wskazaniem wezZszym niz wskazanie rejestracyjne i obejmuje postepowanie
dietetyczne w fenyloketonurii. Wnioskodawca zaproponowat utworzenie nowej
grupy limitowej dla ocenianego ssspz. Nie zaproponowano instrumentu dzielenia
ryzyka.

Dowody naukowe

W ramach przeglgdu systematycznego nie odnaleziono badan klinicznych
oceniajgcych skutecznos¢ preparatu Mevalia PKU Motion. Jedyne dostepne
badanie —

Wiqgczone do przeglgdu wnioskodawcy badania dotyczqce komparatorow
sq badaniami wyzszej jakosci niz badanie dotyczqce ocenianej interwencji,
ponadto przedstawiono w nich wyniki dotyczgce skutecznosci komparatorow.
Jednakze niejednorodnosc¢ badan, m.in. ze wzgledu na roznice w ocenianych
punktach koricowych, uniemozliwita porédwnanie interwencji wnioskowanej
z wybranymi komparatorami czy nawet wiarygodne wnioskowanie w oparciu
o0 zestawienie wynikow.

Zestawienie sktadu ocenianej interwencji i komparatorow wykazato pewne
roznice, z ktorych czes¢ moze miec znaczenie dla tolerancji i skutecznosci leczenia.
Zdaniem Konsultanta Krajowego w dziedzinie pediatrii metabolicznej, pacjenci
mogq odniesc¢ pewne dodatkowe korzysci ze stosowania ssspz Mevalia PKU.

Problem ekonomiczny

Analiza minimalizacji kosztow wykazata, iz rdznica miedzy najtanszym
a ocenianym preparatem wynosi

Wyniki analizy wpfywu na budzet wskazujq wydatkow ptatnika
publicznego o ok. w | roku refundacji i o ok. w Il roku
refundacji ssspz Mevalia PKU Motion.
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Gtowne arqgumenty decyzji

Ze wzgledu na podobieristwo preparatu do innych, obecnych na rynku, Rada
proponuje wspdlng grupe limitowq.

Rada uwaza, iz nalezy odejs¢ od dotychczasowego systemu tworzenia
oddzielnych grup limitowych i wszystkie preparaty zywieniowe stosowane
w fenyloketonurii w analogicznej grupie wiekowej umiesci¢c w jednej grupie
limitowej.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji
lekéw, srodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobédw medycznych
(Dz. U.z2019r., poz. 784 z pdin. zm.), w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 2 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach
opieki zdrowotnej finansowanych ze Srodkéw publicznych (Dz. U. z 2019 r., poz. 1373 z pdin. zm.),
z uwzglednieniem analizy weryfikacyjnej nr 0T.4330.18.2019 ,Wniosek o objecie refundacjg srodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego Mevalia PKU Motion we wskazaniu: Fenyloketonuria”. Data
ukonczenia: 17 stycznia 2020 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylqczeniu
ze wzgledu na tajemnice przedsiebiorcy Dr. Schar AG/SPA.

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem Dr. Schar AG/SPA
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 podzn. zm.)
w zw. z art. 11 ust. 4 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993 r. o zwalczaniu nieuczciwej
konkurencji (Dz. U. z 2018 r., poz. 419).

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

Podmiot w interesie ktorego dokonano wylgczenia jawnosci: Dr. Schar AG/SPA.



