Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 17/2020 z dnia 10 lutego 2020 roku
w sprawie oceny srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego L-karnityna w ramach programu lekowego
,Leczenie uzupetniajgce L-karnityng we wskazaniach: 3

metylokrotonylo-glicynuria — MCG, acyduria glutarowa | = GA |,
acyduria izowalerianowa — IVA, acyduria metylomalonowa — MMA,
acyduria propionowa — PA, zaburzenia spalania dfugotancuchowych
kwasow ttuszczowych LC-FAOD, deficyt dehydrogenazy acylo-CoA
Sredniofancuchowych kwaséw ttuszczowych — MCADD, pierwotny

deficyt karnityny — CUD, uogodlniony deficyt odwodorowania — MADD
(E71.1,E71.3,E72.3)

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne objecie refundacjq srodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego L-karnityna, proszek, 50 x 1 g., kod
EAN: 5016533045017, w ramach programu lekowego , Leczenie uzupetniajgce L-
karnityng we wskazaniach: 3 metylokrotonylo-glicynuria — MCG, acyduria
glutarowa | — GA |, acyduria izowalerianowa — IVA, acyduria metylomalonowa —
MMA, acyduria propionowa — PA, zaburzenia spalania dfugotancuchowych
kwasow  ttuszczowych  LC-FAOD, deficyt dehydrogenazy  acylo-CoA
Sredniofanicuchowych kwasow ttuszczcowych — MCADD, pierwotny deficyt
karnityny — CUD, uogdlniony deficyt odwodorowania — MADD (E 71.1, E 71.3, E
72.3)".

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

W 2017 roku Rada negatywnie ocenita zasadnosc¢ wydania zgody na refundacje
srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego L-Carnitine
Cristalline we wskazaniach: 3-metylokrotonylo-glicynuria - MCC; acyduria
glutarowa | - GA I; acyduria izowalerianowa - IVA; acyduria metylomalonowa -
MMA; acyduria propionowa - PA; deficyt translokazy karnityny - CACT; deficyt
transportera karnityny (pierwotny deficyt karnityny) — CUD. Powodem takiego
stanowiska Rady byta konstatacja, ze dostepne dowody nie uzasadniaty
wydawania zgdd na refundacje srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
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zywieniowego L-Carnitine Cristalline w wyzej wymienionych wskazaniach.
Dla zadnej jednostki chorobowej nie odnaleziono badarn z najwyzszych poziomow
klasyfikacji dowodow naukowych. Uznano, iz dostepnosc tego rodzaju dowodow
moze byc¢ ograniczona, z uwagi na rzadkie rozpowszechnienie choroby
w populacji, jednak dowody naukowe nizszej rangi, tj. wyniki badan
prospektywnych, retrospektywnych, opiséow serii przypadkdw | opisow
przypadkow, sqg niskiej jakosci i nie pozwalajqg na wiarygodne wnioskowanie
o skutecznosci ocenianej technologii.

Obecnie dokonany przeglgd doniesien naukowych nie dostarcza, istotnych
nowych dowoddw na skutecznos¢ i bezpieczeristwo kliniczne L-karnityny
zarowno w poprzednio rozpatrywanych wskazaniach jak i dodatkowych ujetych
w obecnym wniosku.

Dowody naukowe

W wiekszosci Zrodtami informacji o skutkach klinicznych sq opisy pojedynczych
pacjentow lub serii przypadkdw. Z requty brak informacji czy uzyta L-karnityna
byta w postaci krystalicznie czystej. Dawkowanie zmieniano w czasie. L-karnityna
byta najczesciej stosowana w pofqczeniu z innymi preparatami aminokwasow,
czasem z dietq eliminacyjng oraz leczeniem wspomagajgcym (w tym
antybiotykami), suplementacje biotyng i innymi witaminami. Istnieje bardzo
duza niepewnosc¢ czy pozytywne wyniki mozna przypisywac suplementacji L-
karnityng. Wiekszos¢ badan wskazywata na normalizacje poziomu karnityny we
krwi i zwiekszenie wydalania szkodliwych metabolitow. Takie surogaty nie
pozwalajq jednak na wycigganie wnioskdw odnosnie istotnych punktow
koricowych.

Problem ekonomiczny

L-karnityna stosowana jest u chorych doustnie, jako uzupetniajgca terapia
srodkiem spozywczym. L-karnityna dostepna jest powszechnie na rynku jako
odzywka, ktorej cena wynosi kilkanascie ztotych za 100 g, tymczasem wniosek
dotyczy refundacji L-karnityna, proszek, 50 x 1 g. o cenie

. Nie odnaleziono badan porownawczych majgcych okresli¢
ewentualne rdéznice w skutecznosci i bezpieczenstwie stosowania obu postaci L-
karnityny. W tej sytuacji Rada Przejrzystosci dodatkowo nie znajduje
uzasadnienia dla poparcia wniosku o finansowanie tak drogiego preparatu.
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Gtowne arqgumenty decyzji

Brak przekonujgcych dowoddow na skutecznosc¢ kliniczng w zakresie istotnych
punktdow kornicowych stosowania L-karnityny w wielu wybranych wskazaniach.

Wysoka cena postaci krystalicznej
, przy braku badan poréwnawczych wykazujgcych jej przewage
kliniczng.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 35 ust. 1 pkt. 2 ustawy o refundacji lekéw, Srodkédw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2019 r., 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 opracowania
nr: 0T.4331.2.2020 ,Wniosek o objecie refundacjg L-karnityny w ramach programu lekowego «Leczenie
uzupetniajace L karnityng we wskazaniach: 3-metylokrotonylo-glicynuria — MCG, acyduria glutarowa | — GA |,
acyduria izowalerianowa — IVA, acyduria metylomalonowa — MMA, acyduria propionowa — PA, zaburzenia
spalania  dtugotaicuchowych kwaséw ttuszczowych LC-FAOD, deficyt dehydrogenazy acylo-CoA
sredniofaiicuchowych kwasdéw ttuszczowych — MCADD, pierwotny deficyt karnityny — CUD, uogdlniony deficyt
odwodorowania — MADD (E 71.1, E 71.3, E 72.3)»”. Data ukoriczenia: 03.02.2020 r.



KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakreslone kolorem Zoltym stanowiq informacje publiczne podlegajqce wylgczeniu ze
wzgledu na tajemnice przedsiebiorcy (Nutricia Polska Sp. z o.0.).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete oswiadczeniem (Nutricia Polska Sp. z o.0.)
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 wylqczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji.

Podmiot w interesie ktorego dokonano wylgczenia jawnosci: (Nutricia Polska Sp. z o.0.).



