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Rekomendacja nr 18/2021
z dnia 19 lutego 2021 r.
Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
w sprawie oceny Srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego PKU GMPro we wskazaniu:
fenyloketonuria u pacjentow powyzej 12. roku zycia

Prezes Agencji nie rekomenduje objecia refundacjg s$rodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego PKU GMPro we wskazaniu: fenyloketonuria u pacjentéw
powyzej 12. roku zycia.

Uzasadnienie rekomendacji

Prezes Agenciji, biorgc pod uwage stanowisko Rady Przejrzystosci, dostepne dowody naukowe,
wytyczne kliniczne oraz rekomendacje refundacyjne, uwaza za niezasadne finansowanie
ze srodkow publicznych wnioskowanej technologii.

Pod uwage wzieto fakt, ze fenyloketonuria nalezy do chordb rzadkich, a wybér i dostepnosé
do preparatéw dietetycznych ubogofenyloalaninowych, zwtaszacza dobrze tolerowanych
i akceptowanych, sg szczegdlnie istotne dla indywidualnego dostosowania postepowania
w tej jednostce chorobowej.

Niemniej istotne znaczenie w ocenie ma analiza kliniczna, w ktorej nie przestawiono jednak
badain oceniajgcych technologie wnioskowang — PKU GMPro. Przeprowadzona ocena
skutecznosci i bezpieczedstwa bazowata wytgcznie na wynikach dotyczacych innych
preparatéw opartych o glikomakropeptyd (GMP). Nalezy zauwazyé, ze byty to produkty
réznigce sie od preparatu wnioskowanego zaréwno sktadem, formulacjg, jak i smakiem.

Uwzgledniono ponadto wyniki analizy

Nalezy zatem uzyskane wyniki, okreslajgce wptyw na budzet ptatnika
publicznego, interpretowac z ostroznoscia.

Majac na wzgledzie istotnos¢ problemu zdrowotnego oraz wyniki badan sugerujgce wyzsza
akceptowalnos$¢ produktéw na bazie GMP wzgledem L-AA, Prezes Agencji wskazuje,
ze ewentualne objecie refundacjg przedmiotowej terapii mogtoby by¢ zasadne
po przedtozeniu  dowoddéw  naukowych  dotyczacych  wnioskowanej  technologii,
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potwierdzajgcych jej skutecznosc i bezpieczeristwo, a takze przy zmianie zaproponowanych
warunkéw refundacji

Przedmiot wniosku
Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy oceny zasadnosci finansowania ze sSrodkdéw publicznych produktu:

e PKU GMPro (o smaku waniliowym), proszek, 532,8 gram (33,3 x 16 saszetek), kod EAN:
8716900590252, cena zbytu netto:

Proponowana odpfatnosc i kategoria dostepnosci refundacyjnej: w aptece na recepte za odptatnoscia
ryczattowg, w nowej grupie limitowej.

Problem zdrowotny

Fenyloketonuria (PKU, ang. phenylketonuria) jest wrodzong chorobg metaboliczng (ICD-10: E70.0 —
Klasyczna fenyloketonuria, wg Miedzynarodowej Klasyfikacji Chordb i Probleméw Zdrowotnych).

Choroba jest dziedziczona w sposdb autosomalny recesywny. Spowodowana 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 fenyloketondw (hiperfenyloalaninemia, HPA)
we krwi, ptynach ustrojowych i innych tkankach prowadzace do nieodwracalnego uszkodzenia
osrodkowego uktadu nerwowego, manifestujgcego sie uposledzeniem umystowym i réznorodnymi
zaburzeniami neurologicznymi.

Fenyloketonuria nalezy do choréb rzadkich. W Polsce PKU wystepuje ze srednig czestoscig 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 czestos$¢ ta jest nieco
wyzsza i wynosi ok. 1:6 500, podczas gdy w Wielkopolsce ksztattuje sie na poziomie 1:10 000.

Podstawag leczenia chorych na fenyloketonurie klasyczng jest dieta niskofenyloalaninowa,
wprowadzona najwczesniej, jak to mozliwie, optymalnie w 7-10 dobie zycia. Dieta eliminacyjna
powinna by¢ stosowana przez okres catego zycia, a przynajmniej u niemowlat, dzieci i u kobiet
w okresie rozrodczym. W przypadku tagodnej hiperfenyloalaninemii leczenie czesto nie jest konieczne.
Nietypowe postaci PKU wymagajg leczenia zywieniowego oraz podawania S$rodkow
farmakologicznych.

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
porownywalnej do osdb zdrowych. Nieleczona PKU prowadzi do statej niepetnosprawnosci
intelektualne;.

Alternatywna technologia medyczna

Biorac pod uwage wytyczne kliniczne oraz technologie aktualnie finansowane ze srodkéw publicznych
za komparatory dla wnioskowanej technologii wskazano biatkozastepcze preparaty
nieskondensowane i skondensowane (Milupa PKU 2 mix, Comida PKU B Formula, Milupa PKU 2 shake,
Milupa PKU 3 tempora, Phenyl Free 2 HP, Phenyl Free 2, Easiphen, XP Maxamamum, Milupa PKU 3
advanta, Milupa PKU 3, Milupa PKU 2 prima, Milupa PKU 2 secunda, Lophlex, PKU Lophlex LQ, PKU
Cooler 10, PKU Cooler 15, PKU Cooler 20, PKU Express 15, PKU Express 20).

Opis wnioskowanego $wiadczenia
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Produkt PKU GMPro to doustny preparat o nastepujgcym sktadzie: izolat glikomakropeptydu (GMP)
kazeinowego (24,9%) (z mleka krowiego), cukier, rafinowane oleje roslinne (olej rzepakowy, olej
krokoszowy, olej kokosowy, olej sojowy, olej stonecznikowy o wysokiej zawartosci kwasu oleinowego),
dekstryna, maltodekstryna, skrobia modyfikowana z kukurydzy, L leucyna, fosforan wapnia, L-
tyrozyna, aromaty, wodorofosforan magnezu, L-arginina, L-histydyna, chlorek potasu, L-walina,
diwinian choliny, wodorofosforan wapnia, L-cystyna, L-tryptofan, suchy syrop glukozowy, olej
z mikroalg Schizochytrium sp., substancja przeciwzbrylajgca (dwutlenek krzemu), chlorek sodu, kwas
L-askorbinowy, tauryna, inozytol, siarczan zelaza(ll), L-karnityna, octan DL alfa tokoferylu, nikotynamid,
tlenek cynku, stabilizator (polifosforan sodu), glukonian miedzi(ll), siarczan manganu, D-pantotenian
wapnia, D-biotyna, chlorowodorek tiaminy, chlorowodorek pirydoksyny, ryboflawina, palmitynian
retinylu, kwas pteroilomonoglutaminowy, beta-karoten, jodek potasu, chlorek chromu(lll),
molibdenian(VI) sodu, selenian(lV) sodu, fitomenadion, cholekalcyferol, cyjanokobalamina.

We wniosku wskazano, ze ilos¢ produktu do spozycia i jego rozcieficzenie muszg by¢ okreslone
wyltgcznie przez lekarza i zalezg od wieku, masy ciata oraz stanu klinicznego pacjenta.

Zawarto$¢ jednej saszetki (33,3 g) nalezy rozpusci¢ w 80 ml wody, aby uzyskaé koricowa objetos¢ 100
ml. W zaleznosci od indywidualnych preferencji i tolerancji produktu moze by¢ wymagane
zastosowanie mniejszego stezenia. Produkt nalezy spozywaé¢ wraz z wodg lub dodatkowymi ptynami
w celu zapewnienia odpowiedniej podazy ptyndw.

Srodek spozywczy zostat dopuszczony przez GIS w 2019 roku do postepowania dietetycznego
w potwierdzonej fenyloketonurii (PKU) u dzieci w wieku powyzej 3 lat. Natomiast wnioskowane
wskazanie dotyczy chorych na fenyloketonurie powyzej 12. roku zycia.

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 istanowiq alternatywne leczenie
dostepne w danym problemie zdrowotnym. Nastepnie ocena ta wymaga okreslenia wiarygodnosci
zebranych danych oraz porownania wynikow dotyczqcych 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 bezpieczerstwa),
ktorego naleZy oczekiwa¢ wzgledem nowej terapii w porédwnaniu do innych rozwazanych opcji
terapeutycznych.

Populacje docelowg w analizach stanowig chorzy na fenyloketonurie > 12. roku zycia. Uwzgledniono
wyniki uzyskane dla preparatéw opartych o glikomakropeptyd (GMP) w poréwnaniu do preparatéw
biatkozastepczych bezfenyloalaninowych (L-AA).

Do analizy klinicznej wiaczono:
e 4 badania z randomizacjg (Ahring 2018, Ney 2016, Daly 2019b, Tiele 2019);

e 8 badan z grupg kontrolng bez randomizacji (Daly 2020, Daly 2017, Daly 2019a, Daly 2019c,
Macleod 2010, Zaki 2016, van Calcar 2009, Daly 2012);

e 2 badania jednoramienne: Browne 2018 (wyfacznie w postaci abstraktu i posteru
konferencyjnego),

e 3 badania obserwacyjne dotyczgce skutecznosci praktycznej (Lim 2007, Proserpio 2018, Pinto
2017).

Ponadto wtgczono 1 opracowanie wtdrne — przeglad systematyczny Pena 2018 oceniajgcy skutecznos¢
glikomakropeptydu (GMP).
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Zadne z powyzszych badar nie ocenia wnioskowanego $rodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego tj. PKU GMPro o smaku waniliowym. Dwa z uwzglednionych badan dotyczg oceny
produktow zblizonych do wnioskowanego ( oceniajgce
produkt o zbieznej nazwie, tj. PKU GMPro LQ — preparat w ptynie gotowy do spozycia o smaku
waniliowym oraz badanie Browne 2018 oceniajgce zblizony sktadem preparat PhenylAde GMP Drink
Mix w postaci proszku).

W badaniach oceniono gtéwnie punkty konicowe odnoszgce sie do zmiany parametréw
laboratoryjnych oraz akceptowalnosci stosowanej diety.

Ocene wiarygodnosci badan Browne 2018 i oceniono w skali NICE na odpowiednio
5/8 pkt oraz
Skutecznosc

Parametry laboratoryjne

Istotne statystycznie wyniki na korzys¢ GMP wzgledem L-AA odnotowano w zakresie:

e stezenia albuminy, wydalania kwasu moczowego, wydalania wapnia z moczem, wydalania
siarczanéw z moczem (Ney 2016).

Istotne statystycznie wyniki na niekorzy$¢ GMP wzgledem L-AA odnotowano w zakresie:
e spadku stezenia tyrozyny we krwi (Ahring 2018);
e wyzszego stezenia fenyloalaniny we krwi (badania Ney 2016, Daly 2019b).

Spozycie sktadnikéw odzywczych

Istotne statystycznie wyniki na korzys¢ GMP wzgledem L-AA odnotowano w zakresie:

e JSredniej dziennej wartosci energetycznej pochodzacej z diety i liczby porcji przyjetych przez
chorego na dobe (Ney 2016).

Akceptowalnosé

Istotne statystycznie wyniki na korzy$¢ GMP wzgledem L-AA odnotowano w zakresie:

e preferowania przyjmowanego produktu, preferowania przyjmowania produktu 3 razy
dziennie, komfortu przyjmowania produktu w sytuacjach publicznych, tatwosci stosowania
poza domem (Ney 2016);

o wptywu spozywanej diety na zapach z ust (Tiele 2019).

Badanie Browne 2018

e wartos¢ koncowa sredniego stezenia tyrozyny we krwi (umol/L) byta wyzsza niz wartosé
poczatkowa — $rednia (SD): 57 (14) vs 45 (9); (p=0,02);
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e nie wykazano istotnych statystycznie réznic w zakresie wartosci poczatkowej i koncowej
Sredniego stezenia fenyloalaniny w osoczu oraz oceny stosunku fenyloalaniny do tyrozyny.

Bezpieczeristwo

Ney 2016

Nie odnotowano wystepowania zdarzen niepozgdanych zaréwno w grupie GMP, jak i L-AA.

Informacje o bezpieczenstwie na podstawie ulotki produktu PKU GMPro:
e Produkt nie jest przeznaczony do stosowania pozajelitowego;
e Stosowac pod nadzorem lekarza;
e Nie moze by¢ jedynym zrédtem pozywienia;
e Nie stosowaé u 0séb z alergig na mleko krowie;

e Produkt odpowiedni dla o0séb powyzej 3 roku zycia. Nie stosowaé u dzieci
w wieku ponizej 3 lat. Stosowac ostroznie u dzieci w wieku 3-6 lat;

e Tylko do stosowania w fenyloketonurii (PKU);
e Produkt nie moze by¢ jedynym zrédtem biatka;

e Zdrowie pacjenta zalezy od Scistego przestrzegania zalecen dotyczacych sposobu
przygotowania, stosowania i przechowywania produktu.

Ograniczenia

Gtéwnym i kluczowym ograniczeniem przedstawionej analizy jest fakt, ze nie odnaleziono badan
oceniajgcych produkt PKU GMPro, co przektada sie na konieczno$¢ wnioskowania w oparciu o wyniki
badan przeprowadzonych na catej grupie preparatéow GMP.

Propozycje instrumentow dzielenia ryzyka

Nie dotyczy.

Ocena ekonomiczna, w tym szacunek kosztow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych

Ocena ekonomiczna polega na oszacowaniu i zestawieniu kosztow i efektéw zdrowotnych, jakie mogg
wiqzac 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 dotyczqcych kosztow i efektow zwigzanych z zastosowaniem nowej terapii
i poréwnanie ich do kosztow i efektdw terapii juz refundowanych pozwala na uzyskanie odpowiedzi na
pytanie, czy efekt zdrowotny uzyskany u pojedynczego pacjenta dzieki nowej terapii wigze sie
z wyZszym kosztem w poréwnaniu do terapii juz refundowanych.

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

Aktualnie prog optacalnosci wynosi 155 514 PLN (3 x 51 838 z1).
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WskaZnik kosztow-efektow zdrowotnych nie szacuje i nie wyznacza wartosci Zycia, pozwala jedynie
ocenic i m. in. na tej podstawie dokonac wyboru terapii zwigzanej z potencjalnie najlepszym.

W ramach oceny opfacalnosci przeprowadzono analize minimalizacji kosztéow w miesiecznym
horyzoncie czasowym, z perspektywy ptatnika publicznego — podmiotu zobowigzanego
do finansowania $wiadczen ze Srodkéw publicznych, tj. Narodowego Funduszu Zdrowia (NFZ)
i z perspektywy wspdlnej: ptatnika oraz swiadczeniobiorcy. Wyniki analizy z obu perspektyw byty
zblizone.

Ze wzgledu na przyjeta technike analityczng uwzgledniono jedynie koszt ocenianej interwencji oraz
koszt innych produktow biatkozastepczych (tj. komparatoréw i produktow wykorzystywanych w celu
uzupetnienia dobowej dawki biatka).

Zgodnie z oszacowaniami stosowanie PKU GMPro z perspektywy NFZ jest

Zgodnie z oszacowaniami stosowanie PKU GMPro z perspektywy NFZ jest
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Ograniczenia

Na niepewnos¢ przedstawionych wynikéw ma wptyw gtdwnie brak badan dotyczacych skutecznosci
oceniane] interwencji. W konsekwencji przeprowadzenie analizy minimalizacji kosztéw budzi
zastrzezenia - nie wykazano terapeutycznej réwnorzednosci zestawianych opcji na podstawie
dowoddéw naukowych.

Brak badan na skutecznosé ssspz PKU GMPro stanowi powazne ograniczenie analizy ekonomicznej,
gdyz zadna z technik analitycznych (tj. analiza uzytecznosci kosztéw, analiza minimalizacji kosztow lub
analiza konsekwencji kosztow) nie ma w powyzszym przypadku zastosowania. Jednak zgodnie
z rozporzadzeniem ws. wymagan minimalnych analiza weryfikacyjna Agencji musi zawiera¢ analize
ekonomiczng, w zwigzku z powyzszym w zaistniatej sytuacji przeprowadzenie analizy minimalizacji
kosztéw wydaje sie by¢ jedynym rozwigzaniem i spetnieniem formalnego warunku, przy czym
whnioskowanie na podstawie jej wynikdéw jest obarczone duzymi ograniczeniami.

Obliczenia wtasne Agencji

Nie przeprowadzono dodatkowych obliczer wtasnch.

Wskazanie czy zachodzg okolicznosci, o ktérych mowa w art. 13 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja
2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego
oraz wyrobéw medycznych (Dz.U. 2020 poz. 357 z pézn. zm.);

Jezeli analiza kliniczna wnioskodawcy nie zawiera randomizowanych badan klinicznych dowodzgcych
wyzszosci leku nad technologiami medycznymi dotychczas refundowanymi w danym wskazaniu, to
urzedowa cena zbytu leku musi byc¢ skalkulowana w taki sposdb, aby koszt stosowania leku
wnioskowanego do objecia refundacjq nie byt wyiszy niz koszt technologii medycznej
o najkorzystniejszym wspdtczynniku uzyskiwanych efektow zdrowotnych do kosztdw ich uzyskania.

Nie dotyczy.

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 wydatkdéw
zwigzanych z finansowaniem nowej terapii ze srodkow publicznych.

Szacunki dotyczqce wydatkdéw zwigzanych z nowgq terapiq (scenariusz ,jutro”) sq poréwnywane 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
wyzZszych srodkéw na leczenie danego problemu zdrowotnego, czy tez wigze sie z uzyskaniem
oszczednosci w budzZecie ptatnika.

Ocena wpfywu na budiet pozwala na stwierdzenie czy ptatnik posiada odpowiednie zasoby
na finansowanie danej technologii.

Ocena wptywu na system ochrony zdrowia w drugiej czesci odpowiada na pytanie jak decyzja
o finansowaniu nowej terapii moze wptyng¢ na organizacje udzielania swiadczen (szczegdlinie
w kontekscie dostosowania do wymogow realizacji nowej terapii) oraz na dostepnosc innych swiadczen
opieki zdrowotne;.
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Wyniki analizy wptywu na budzet wnioskodawcy zostaty przedstawione w dwuletnim horyzoncie
czasowym. Analize przeprowadzono z perspektywy pfatnika publicznego (NFZ) oraz wspdlnej. Wyniki
analizy z obu perspektyw byty zbiezne.

Liczbe pacjentéw stosujgcych wnioskowang technologie w scenariuszu nowym oszacowano na:

Wyniki analizy podstawowej wskazujg, ze wydanie pozytywne] decyzji o finansowaniu ze $rodkéw
publicznych srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego PKU GMPro, spowoduje
wydatkéw o:

Ograniczenia

Gtéwne ograniczenia analizy wptywu na budzet wynikajg m.in. z niepewnosci dotyczacych oszacowan
liczebnosci populacji, przyjetego odsetka compliance czy wtaczenia do obliczen preparatéow
wskazanych dla innej subpopulacji niz wnioskowana (ponizej 12 r.z.) Biorgc pod uwage arbitralne
wykorzystanie dostepnych danych, przedstawione wyniki nalezy interpretowac z ostroznoscia.

Obliczenia wtasne Agencji

W ramach obliczen wtasnych przeprowadzono poréwnanie kosztéw inkrementalnych przy
uwzglednieniu w szacowaniu sredniego kosztu 1 g PE wytgczajgc preparaty, ktére nie sg wskazane dla
chorych > 12 roku zycia.

Oszacowana zmiana s$redniego kosztu 1 grama PE nie wptywata znacznie na wysokos$¢ kosztéw
inkrementalnych.
Uwagi do proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka

Nie dotyczy.

Uwagi do programu lekowego

Nie dotyczy.

Omowienie rozwigzan proponowanych w analizie racjonalizacyjnej

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.

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

W ramach przedfozonej analizy racjonalizacyjnej wnioskodawca zaproponowat rozwigzanie polegajgce
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Omodwienie rekomendacji wydawanych w innych krajach w odniesieniu do ocenianej
technologii

Przedstawiono 4 rekomendacje postepowania medycznego odnoszace sie do wnioskowanego
wskazania wydane przez:

e Instytut Matki i Dziecka (polskie zalecenia przedstawione w pracy poglgdowej - IMiD 2015);
e Australasian Society of Inborn Errors of Metabolism (ASIEM 2017);

e European Society for Phenylketonuria and Allied Disorders (ESPKU 2017);

e American College of Medical Genetics (ACMG 2016).

Wszystkie odnalezione wytyczne zalecajg stosowanie u pacjentéw z fenyloketonurig mieszanek
aminokwasow wolnych od fenyloalaniny, jednoczes$nie nie odniesiono sie do konkretnych preparatéow.
Produkty zawierajace mieszanke aminokwaséw wolnych od fenyloalaniny s3 podstawa terapii
dietetycznej.

Rekomendacje refundacyjne

W wyniku wyszukiwania odnaleziono 1 rekomendacje refundacyjng odnoszacg sie do stosowania PKU
GMPro we wskazaniu fenyloketonuria.

Australijska rekomendacja - PBAC 2018 byta pozytywna warunkowo i wskazywata na koniecznosc
obnizenia kosztéw PKU GMPro do poziomu podstawowego komparatora — PKU Glytactin RTD 10.

Wedtug informacji przedstawionych przez wnioskodawce produkt PKU GMPro jest finansowany
w krajach UE i EFTA (na 31 wskazanych).

Podstawa przygotowania rekomendacji

Rekomendacja zostata przygotowana na podstawie zlecenia z dnia 30.11.2020 r. Ministra Zdrowia (znak pisma:
PLR.4500.1036.2020), odnosnie przygotowania rekomendacji Prezesa w sprawie oceny $rodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego PKU GMPro we wskazaniu: fenyloketonuria u pacjentéw powyzej 12.
roku zycia na podstawie art. 35 ust 1. ustawy z dnia 12 maja 2011 roku o refundacji lekdéw, sSrodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz.U. 2020 poz. 357 z pdin. zm.),
po uzyskaniu Stanowiska Rady Przejrzystosci nr 18/2021 z dnia 15 lutego 2021 roku w sprawie oceny $rodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego PKU GMPro we wskazaniu: fenyloketonuria u pacjentow
powyzej 12. roku zycia

Pismiennictwo
1. Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 18/2021 z dnia 15 lutego 2021 roku w sprawie oceny srodka

spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego PKU GMPro we wskazaniu: fenyloketonuria
u pacjentow powyzej 12. roku zycia

2. Raport nr 0T.4330.20.2020 Whniosek o objecie refundacjg s$rodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego PKU GMPro we wskazaniu: fenyloketonuria u pacjentéw powyzej 12. roku
zycia



