Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 285/2020 z dnia 26 pazdziernika 2020 roku
w sprawie utworzenia odrebnej grupy limitowej dla kazdego srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego stosowanego
w fenyloketonurii

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne utworzenie odrebnej grupy limitowej
dla kazdego srodka spoZywczego specjalnego przeznaczenia Zywieniowego
stosowanego w fenyloketonurii.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Fenyloketonuria (PKU) jest schorzeniem z grupy wrodzonych wad
metabolizmu, powodujgcym zwiekszone stezenie fenyloalaniny we krwi,
toksyczne w mozgu. Fenyloketonurii nie leczy sie przyczynowo, ale mozna
zapobiec wystgpieniu objawdw i nastepstw tej choroby. Aktualne leczenie polega
na utrzymywaniu scistej kontroli metabolicznej za pomocq diety o matej
zawartosci fenyloalaniny, co wymaga stosowania specjalnych produktow
zywieniowych. Nastepstwem nieleczonej fenyloketonurii moze byc¢ niedorozwdj
umystowy, matogtowie, opodzZnienie rozwoju mowy, drgawki, wypryski,
zaburzenia zachowania oraz wiele innych.

Zgodnie z obowiqzujgcym obwieszczeniem Ministra Zdrowia z dnia 21
pazdziernika 2020 r. w sprawie wykazu refundowanych lekow, srodkow
spozywczych specjalnego przeznaczenia Zywieniowego oraz wyrobow
medycznych (Dz. Urz. Min. Zdrow. poz. 60) analizowane produkty
sq refundowane w ramach listy A2 w ramach 21 grup limitowych.
Wyjqgtek stanowi grupa 216.10 (preparaty Milupa i Comida) oraz 216.21 (PKU
Express 15 i PKU Express 20). Od 1.09.2020 r. w grupie limitowej 216.10
refundowane sq trzy prezentacje preparatu Comida. Podstawe limitu stanowi
preparat Comida PKU B formula Strawberry. Zatem proponowana zmiana
sprowadza sie do utworzeniu odrebnej grupy limitowej dla srodkdw specjalnego
przeznaczenia zywieniowego Milupa PKU 2 mix, Comida PKU B formula oraz
Comida PKU B formula Chocolate/Strawberry.

Stosownie do przepisow ustawy o refundacji lekdw, srodkdow spozywczych
specjalnego przeznaczenia Zywieniowego oraz wyrobow medycznych, do grupy
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limitowej kwalifikuje sie srodek spoZywczy specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego o tych samych wskazaniach lub przeznaczeniu oraz podobnej
skutecznosci. Natomiast po zasiegnieciu opinii Rady Przejrzystosci, opierajqcej sie
w szczegdlnosci na porownaniu wielkosci kosztow uzyskania podobnego efektu
zdrowotnego lub dodatkowego efektu zdrowotnego, dopuszcza sie tworzenie
odrebnej grupy limitowej dla srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia
zZywieniowego, jezeli zawartosc sktadnikdw odzywczych w istotny sposob wpfywa
na efekt zdrowotny lub dodatkowy efekt zdrowotny.

Dowody naukowe

W wyniku przeprowadzonego przeglgdu nie odnaleziono badan spetniajgcych
kryteria wtgczenia dla wnioskowanych technologii, jak i technologii
alternatywnych . W ramach opracowania, przygotowanego wczesniej przez
Agencje, przedstawiono natomiast cztery dokumenty z wytycznymi: polskie
Instytutu Matki i Dziecka 2015, amerykanskie ACMG 2016 oraz europejskie
E.S.PKU 2017 i uzupetnienie 2020. Wszystkie wskazujq, Ze podstawowym
sposobem postepowania w grupie pacjentow z PKU jest dostosowanie poziomu
spozycia fenyloalaniny w ciggu dnia oraz zastepowanie biatka w zywnosci
konwencjonalnej, ktore zostato usuniete z diety, z uwagi na liste produktow
niezalecanych | zabronionych w fenyloketonurii, bezpiecznym lub wolnym
od fenyloalaniny biatkiem, zwanym biatkiem syntetycznym,
mieszankq/suplementem aminokwasow lub substytutem biatka. Substytuty
biatka sq wolne od fenyloalaniny lub zawierajq jej ograniczonq ilosc,
zapewniajgc przy tym minimalne rekomendowane spozycie.

Analiza wartosci spozywczej preparatow Milupa PKU 2 mix i Comida PKU B
formula wskazuje na pewne rdznice w zakresie wartosci energetycznej oraz
zawartosci ttuszczu, biatka, kwasu linolowego i cukrow prostych, a takze witamin
C i D, kwasu foliowego i pantotenowego oraz fluoru, molibdenu i L-karnityny.
Mimo zauwazZalnych rozbieznosci mozna uznac, ze preparaty pod wzgledem
realizacji potrzeb odzywczych u dzieci sq podobne, udziat i znaczenie w dziennej
racji pokarmowej tych produktow jest zblizone i wymagajq zbilansowania diety
z wykorzystaniem zywnosci konwencjonalnej.

Roznica w zestawieniu sktadu poszczegdlnych produktow widoczna jest
w realizacji zapotrzebowania na witaminy C i D, preparat Milupa nie realizuje
zapotrzebowania (73%), z kolei Comida moze w wariancie maksymalnym
realizowac 163% zapotrzebowania na witamine C. Odmienna sytuacja dotyczy
witaminy D, ktorej zapotrzebowanie moze byc¢ niemal pokrywane przez preparat
Milupa, Comida maksymalnie dostarcza 47% dziennego zapotrzebowania.
Majqgc na uwadze, ze uzupetnianie diety u dzieci z fenyloketonuriq prowadzone
jest w oparciu o warzywa i owoce zawartos¢ witaminy C nie powinna budzic¢
obaw, poniewaz z wysokim prawdopodobienistwem potrzeby zostanq
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zrealizowane, natomiast Witamina D zwyczajowo powinna byc¢ suplementowana
w petnej rekomendowanej ilosci we wszystkich grupach wiekowych. W zwiqzku
Z powyzszym mozna uznac, Zze rozbieznosci w zawartosci witamin nie sq klinicznie
istotne.

Zwazywszy na specyfike choroby, spowodowanej wadliwie dziatajgcym lub
niedziatajgcym w ogdle enzymem, przyjeto za standard postepowania unikanie
i ograniczanie substratow, ktore u wiekszosci 0sob sq metabolizowane
i przeksztatcane do wzglednie bezpiecznych produktdow.

Problem ekonomiczny

Wptyw na wydatki NFZ mogtyby miec jedynie zmiany w grupie 216.10 (produkty
Milupa i Comida) i 216.21 (produkty PKU Express 15 i PKU Express 20).
Doptata pacjenta do produktéow w pozostatych grupach jest rowna wartosci
ryczaftu i nie ulegtaby zmianie po podziale grup limitowych. Trzeba jednak
zaznaczyc, ze zmniejszenie doptaty pacjenta do produktow PKU Express 15
wymagatoby podziatu grupy 216.21 ze wzgledu na wielkos¢ opakowania, czego
nie przewiduje ustawa refundacyjna. Oznacza to, Ze jedynym powodem zmiany
wydatkow NFZ mdgtby byc¢ podziat grupy 216.10. Nalezy jednak zwrdci¢ uwage
na fakt, Ze podstawq limitu w grupie 216.10 jest produkt smakowy, ktory moze
byc stosowany od 3 r.z. Wiqgze sie to z koniecznosciq dopfaty w przypadku dzieci
od 1do 3r.z., ktore muszq stosowac preparat neutralny — 14,47 zt w przypadku
Comida oraz 129,85 zt w przypadku Milupa.

Wydatki NFZ na refundacje produktow znajdujgcych sie obecnie w grupie 216.10
w scenariuszu istniejgcym wynoszq 2,36 min zt rocznie, a w scenariuszu nowym
2,70 min zt. Wydatki inkrementalne wynoszq 347 tys. zt rocznie. Wydatki NFZ
na refundacje produktow w grupie 216.10 wyniosty 3,50 min zt w 2019 roku i 1,87
min zt w okresie od stycznia do czerwca 2020 roku (odpowiada 3,74 min zt
rocznie). Nalezy zwrdci¢ uwage, ze powyzsze oszacowania zaktadajg dostep
pacjentow do preparatow Comida.

W dodatkowym scenariuszu zaktadajgcym osobne grupy limitowe dla wszystkich
produktow Comida uzyskano zblizone wyniki. Wydatki NFZ w scenariuszu nowym
wynoszq 2,73 min zt, a wydatki inkrementalne 371 tys. zt.

Gtowne argumenty decyzji

Proponowana zmiana sprowadza sie do utworzeniu odrebnej grupy limitowej dla
srodkow specjalnego przeznaczenia zywieniowego Milupa PKU 2 mix, Comida
PKU B formula oraz Comida PKU B formula Chocolate/Strawberry.

Mimo zauwazalnych rozbieznosci mozna uznac, Zze preparaty pod wzgledem
realizacji potrzeb odzywczych u dzieci sq podobne, udziat i znaczenie w dziennej
racji pokarmowej tych produktow jest zblizone i wymagajq zbilansowania diety
z wykorzystaniem zywnosci konwencjonalnej.
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Rada zwraca uwage na fakt, ze dla dzieci w wieku 1-3 lat obecne regulacje nie
zapewniajq dostepnosci mozliwosci zakupu ryczaftowej zywnosci bez doptaty
powyzej 3,20 PLN.

Brak dostepnosci na rynku Srodkow Zywieniowych bedqgcych podstawq
wyznaczenia limitu powoduje wielokrotne zwiekszenie kosztow koniecznej terapii
zywieniowej u chorych na PKU. Ta sytuacja zdaniem Rady powinna by¢ podstawq
do usuniecia niedostepnego Srodka Zywieniowego z grupy limitowej poprzez
uchylenie decyzji administracyjnej o objeciu refundacjg, z powodu
niedotrzymania zobowiqzania w zakresie zapewnienia ciggtosci dostaw lub
rocznej wielkosci dostaw Ilub niezaspokojenia potrzeb swiadczeniobiorcow.
Zdaniem Rady nie ma natomiast uzasadnienia dla tworzenia odrebnych grup
limitowych dla preparatéow, ktorych charakterystyka jest w praktyce bardzo
zblizona, ze wzgledu na niedostepnos¢ tego z nich, ktory stanowit dotqgd
podstawe do ustalenia ceny.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 15 ust. 3 ustawy o refundacji lekow, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U.z 2020 r., poz. 357, z pdzn. zm.), w zw. z art. 31s
ust. 6 pkt 5 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze Srodkéw
publicznych (Dz. U. z 2020 r., poz. 1398), z uwzglednieniem opracowania nr: 0T.4320.32.2020 ,,Opracowanie
dotyczace oceny zasadnosci utworzenia odrebnej grupy limitowej dla kazdego $rodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego dostepnego w aptece na recepte stosowanego w fenyloketonurii”, data
ukonczenia: 23 pazdziernika 2020 r.



