Rada Przejrzystosci
dziatajaca przy
Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 130/2021 z dnia 22 listopada 2021 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego
EAA Supplement we wskazaniu: hiperamonemia

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wydawanie zgdd na refundacje srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia Zywieniowego EAA Supplement, proszek
do sporzqdzania zawiesiny doustnej, saszetki 12,5 g, we wskazaniu:
hiperamonemia, sprowadzanego z zagranicy w ramach importu docelowego.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Hiperamonemia jest definiowana jako stezenie amoniaku w osoczu >50 umol/|
(>100 umol/l u noworodkéw). Hiperamonemia odnosi sie do wrodzonych
deficytow enzymdw uczestniczqcych w cyklu mocznikowym. Poza niedoborem
karbamoilotransferazy ornitynowej, ktory jest chorobq sprzezonq z pfcig,
wszystkie zaburzenia cyklu mocznikowego sq dziedziczone autosomalnie
recesywnie. Czestos¢ wystepowania hiperamonemii szacuje sie na 1:35 000 —
1:69 000 Zywych urodzen. Celem leczenia jest utrzymywanie normalnego
stezenia amoniaku we krwi, polega na stosowaniu diety niskobiatkowej. Stosuje
sie rowniez leki obnizajgce poziom azotu w cyklu mocznikowym, tj. benzoesan
sodu i/lub fenylomaslan sodu, suplementacje argininy i/lub cytruliny,
suplementacje EAA. Suplementacja EAA jest konieczna, gdy tolerancja na biatka
pochodzqgce z Zzywnosci jest zbyt niska. Stosowanie EAA powinno zapewni¢ od
20% do 30% catkowitego spozycia biatka. Wczesna diagnoza, odpowiednie
prowadzenie ileczenie epizoddw hiperamonemii pozwalajg unikngc¢ powiktan.
Mimo to dftugotrwate  powiktania (tj. opdznienie rozwoju, zaburzenia
neurologiczne, choroby wagqtroby) sq dosc¢ czeste i majq negatywny wpfyw
na jakosc i dtugosc zycia.

EAA Supplement jest przeznaczony do postepowania dietetycznego
w zaburzeniach cyklu mocznikowego (UCD) i innych zaburzeniach metabolizmu
biatek, przy ktorych wskazane sq aminokwasy egzogenne, dla pacjentow od 3
roku Zycia.
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Dowody naukowe

Zalecenia w przypadku wystgpienia hiperamonemii rekomendujq zastosowanie
diety niskobiatkowej, lekow obnizajgcych poziom azotu w cyklu mocznikowym, tj.
benzoesanu sodu i/lub fenylomaslanu sodu, suplementacji argininy i/lub
cytruliny, suplementacji EAA. Suplementacja EAA jest konieczna, gdy tolerancja
na biatka pochodzgce z zywnosci jest zbyt niska. Stosowanie EAA powinno
zapewnic od 20% do 30% catkowitego spozycia biatka.

Problem ekonomiczny

Produkt EAA Supplement byt refundowany w ramach importu docelowego
we wskazaniu hiperamonemia. Minister Zdrowia wydat w 2020 roku 8 zgdd dla
6 pacjentow (razem 40 opakowarni) na tqgcznq kwote 46 034,40 zt.

Populacja dotyczqca hiperamonemii pierwotnej stanowi niewielkq grupe
pacjentow (38 i 85 zdiagnozowanych zaburzen), biorqgc pod uwage mozliwosc
stwierdzenia u jednego pacjenta kilku zaburzen cyklu mocznikowego
jednoczesnie, liczebnos¢ grupy docelowej nie powinna przekracza¢ 100 0s0b,
maksymalnie 15 nowych przypadkow rocznie, jednak brak jest doktadnych
danych o populacji docelowej. Oszacowanie wptywu sfinansowania
przedmiotowej technologii w ramach importu docelowego na wydatki podmiotu
zobowigzanego do finansowania sSwiadczen ze srodkow publicznych
i Swiadczeniobiorcow jest praktycznie niemozliwe.

Cena srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia EAA Supplement, proszek
do sporzgdzania zawiesiny doustnej 12,5 g, opakowanie 50 saszetek, wynosi
1 150,86 zt i jest szacunkowq cenq brutto sprzedazy leku do apteki zawierajgcg
marze hurtowgq.

Oprocz produktu EAA Supplement w ocenianym wskazaniu sprowadzano rowniez
inne ssspz, tj. Arginine 2000, Dialamina, Cytrulina, Essential Amino Acid Mix,
Isoleucine 50, L-Lysine, MICT Peptide, Milupa UCD 2 prima, Milupa Basic-p, UCD
Amino 5, UCD Anamix Junior, UCD Trio.

Gtowne argumenty decyzji

1. W hiperamonemii stosowanie EAA powinno zapewni¢ od 20% do 30%
catkowitego spozycia biatka.

2. Koniecznos¢ stosowania zindywidualizowanych schematdow dietetycznych
zawierajqcych jednak EAA.
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3. Zgodnie z Obwieszczeniem MZ z dnia 21 pazdziernika 2021 r. w sprawie
wykazu refundowanych lekdw, Srodkow spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych na 1 listopada 2021
r. (Dz. Urz. Min. Zdr. z 2021.82) aktualnie ze srodkdow publicznych brak jest
refundowanych produktow we wskazaniu hiperamonemia.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31h ust. 2 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2021 r., poz. 1285, z pdin.
zm.) oraz w zw. z art. 39 ust. 3 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2021 r., poz. 523), z uwzglednieniem

opracowania nr: 0T.4211.34.2021 ,EAA Supplement we wskazaniu: hiperamonemia”, data ukonczenia:
16 listopada 2021 r.



