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Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
w sprawie zasadnosci wydawania zgody na refundacje srodkéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego:
HCU Anamix Junior, HCU Anamix Infant, HCU Cooler,

HCU Express, HCU Lophlex LQ, HCU gel, HCU LV

we wskazaniu: homocystynuria

Prezes Agencji rekomenduje wydawanie zgdd na refundacje Srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego: HCU Anamix Junior, HCU Anamix Infant, HCU
Cooler, HCU Express, HCU Lophlex LQ, HCU gel, HCU LV we wskazaniu homocystynuria,
pod warunkiem stosowania po wyczerpaniu alternatywnych technologii medycznych.

Uzasadnienie rekomendacji

Pod uwage wzieto fakt, ze wnioskowane wskazanie obejmuje rzadkie zaburzenie
metaboliczne, a oceniane produkty wskazane sg do postepowania dietetycznego gtéwnie
u dzieci, jako uzupetnienie diety.

Nie odnaleziono dowoddéw naukowych oceniajgcych skuteczno$é i bezpieczenstwo stricte
whnioskowanych srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego. W ramach
przegladu systematycznego odnaleziono dwa badania ankietowe (europejskie Adam 2013
oraz australijskie Morrison 2021), ktére odnoszg sie do praktyki klinicznej w leczeniu
homocystynurii. Zgodnie z uwzglednionymi publikacjami, u pacjentéw z homocystynurig
stosuje sie postepowanie dietetyczne — w tym mieszanki aminokwaséw wolne od metioniny.

Wzieto pod uwage, ze w badaniu Morrison 2021 odnotowano rdznice catkowitego stezenia
homocysteiny w osoczu (HCY) przed leczeniem w poréwnaniu do poziomu podczas leczenia
(tj. w czasie badania) w grupie wszystkich pacjentow z homocystynurig oraz w kazdej
z podgrup. Odnotowane rdznice byly istotne statystycznie.

Wytyczne (zalecenia polskie i rekomendacje europejskie) dotyczgce postepowania
dietetycznego w homocystynurii, zalecajg wprowadzenie diety ubogiej w metionine oraz
dodatkowg suplementacje substytutem biatka zawierajgcym mieszanke I-aminokwaséw
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oraz dodatek mineratéw. Wiekszos¢ preparatéw nalezgcych do srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego ($sspz) i wskazywanych w odnalezionych
wytycznych klinicznych nie jest dostepna w Polsce.

Ponadto zgodnie z otrzymanymi danymi, oceniane produkty znajdujg zastosowanie
w niewielkiej grupie chorych (liczba pacjentéw wnioskujgcych w 2021 r. o poszczegdlne $sspz
bedace przedmiotem niniejszej oceny wynosita od 1 do 8 pacjentow).

Biorgc pod uwage dostepne dowody naukowe, zastosowanie syntetycznych mieszanek I-
aminokwaséw ubogich w metionine oraz dodatkéw mineratéw moze stanowié wsparcie
w stosowaniu diety eliminacyjnej w homocystynurii. Przy uwzglednieniu ograniczerh dowodoéw
naukowych zasadnym jest w pierwszej kolejnosci postepowanie zgodne z wytycznymi
klinicznymi i zastosowanie ocenianych technologii medycznych w sytuacji, gdy zostaty
wyczerpane lub nie sg wystarczajgce dotychczas stosowane technologie medyczne.

Jednakze biorgc pod uwage fakt, ze dostepne sg ograniczone dowody naukowe,
a postepowanie terapeutyczne ma charakter ciggty, istotne jest kazdorazowe dokonywanie
oceny skutecznosci dotychczas stosowanego leczenia oraz zasadnosci kontynuacji leczenia
przy kolejnych wnioskach o wydawanie zgdd na refundacje srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego: HCU Anamix Junior, HCU Anamix Infant, HCU Cooler, HCU
Express, HCU Lophlex LQ, HCU gel, HCU LV w ocenianym wskazaniu.

Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy oceny zasadnosci wydawania zgdd na refundacje Srodkow
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego:

e  HCU Anamix Junior,

e HCU Anamix Infant,

e HCU Cooler,

e HCU Express,

e HCU Lophlex LQ,

e HCU gel,

e HCULV

we wskazaniu: homocystynuria, na podstawie art. 39 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji
lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych
(Dz. U.z2021r., poz. 523 z pdzn. zm.).

Problem zdrowotny

Homocystynuria klasyczna nalezy do zaburzen metabolizmu aminokwaséw siarkowych i jest
spowodowana deficytem B-syntazy cystationiny (ang. cystathionine-R-synthase, CBS). Jest to choroba
uwarunkowana genetycznie, rozpoznawana zwykle w dziecinstwie lub we wczesnej mtodosci.

Diagnostyka klasycznej homocystynurii jest dostepna w Polsce w ramach programu badan
przesiewowych noworodkow (aktualna edycja realizowana w latach 2019-2022.)

Choroba objawia sie nieprawidtowym rozwojem kosci, wadami wzroku i zaburzeniami
neurologicznymi, a takze wigze sie ze zwiekszonym ryzykiem przedwczesnej miazdzycy oraz zakrzepicy
zylnej. Wyrdznia sie postaé pirydoksyno-zalezng i pirydoksynoniezalezng (o gorszym rokowaniu).

Czestos¢ wystepowania klasycznej homocystynurii (HCY) szacuje sie na okoto 1:100 000-200 000.
W Polsce odnotowano kilkadziesiagt przypadkow.
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Alternatywna technologia medyczna

Zgodnie z aktualnym Obwieszczeniem MZ we wskazaniu homocystynuria nie sg refundowane zadne
$sspz o zblizonym sktadzie do ocenianych preparatéw. Nalezy zwrdéci¢ uwage, ze betaina, finansowana
w ramach programu lekowego , Leczenie ciezkich wrodzonych hiperhomocysteinemii (ICD-10 E72.1),
nie stanowi komparatora dla ocenianych interwencji ze wzgledu na inny sktad i inny cel terapeutyczny.

Wiekszos¢ preparatdow nalezgcych do $sspz i wskazywanych w odnalezionych wytycznych klinicznych
nie jest dostepna w Polsce i zgodnie z danymi MZ nie byta sprowadzana w trybie importu docelowego
w ocenianym wskazaniu. Wedtug danych przekazanych przez MZ, w 2021 r. we wskazaniu
homocystynuria oprdécz ocenianych interwencji sprowadzano w ramach importu docelowego
nastepujgce $sspz: Milupa Hom 2 Prima, Milupa Hom 2 Secunda. Nalezy jednak zwréci¢ uwage,
ze sg one przeznaczone dla scisle okreslonych grup wiekowych: Milupa Hom 2 Prima dla dzieci w wieku
1-8 lat, Milupa Hom 2 Secunda dla dzieci w wielu 9-14 lat, dlatego mogg stanowi¢ komparator dla czesci
ocenianych interwencji.

Opis wnioskowanego $wiadczenia

Oceniane $rodki spozywcze specjalnego przeznaczenia zywieniowego, tj. preparaty HCU Anamix
Junior, HCU Anamix Infant, HCU Cooler, HCU Express, HCU Lophlex LQ, HCU gel, HCU LV, przeznaczone
sg do stosowania u pacjentéw z homocystynurig. Zawierajg mieszanke aminokwasdw bez mietioniny,
z czego wszystkie zawierajg cystyne, natomiast jedynie HCU Anamix Infant zawiera kwas L-
glutaminowy. Ponadto w ich sktad wchodzg weglowodany, witaminy i mineraty oraz pierwiastki
$ladowe. Ssspz HCU Cooler dodatkowo zawiera kwas dokozaheksaenowy (DHA). HCU Anamix Infant
i HCU Anamix Junior dodatkowo majg w swoim skfadzie ttuszcze (w tym kwas dokozaheksaenowy) oraz
btonnik. Wiekszo$¢ ocenianych $sspz jest w postaci proszku, jedynie HCU Cooler i HCU Loplex LQ 10
sg w postaci ptynu.

Oceniane $sspz réznig sie wiekiem populacji docelowej, dla jakiej sg przeznaczone, a dawkowanie jest
indywidualne — wymaga ustalenia przez lekarza lub dietetyka, w zaleznosci od wieku, masy ciata i stanu
zdrowia pacjenta.

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 (zaréwno w zakresie skutecznosci, jak i bezpieczerstwa),
ktorego nalezy oczekiwaé¢ wzgledem nowej terapii w porédwnaniu do innych rozwazanych opcji
terapeutycznych.

W ramach przeprowadzonego przegladu systematycznego nie odnaleziono dowoddéw naukowych
oceniajgcych skutecznosc i bezpieczerstwo wnioskowanych $sspz.

Uwzgledniajagc dodatkowe dowody dotyczgce stosowania mieszanek l|-aminokwaséw wolnych
od metioniny w leczeniu homocystynurii, zdecydowano sie przedstawi¢ wnioski pochodzace z:

e europejskiego badania przekrojowego (ang. cross-sectional audit) przeprowadzonego na
podstawie badania ankietowego, ktére objeto 29 europejskich osrodkéw zajmujgcych
sie dziedzicznymi zaburzeniami metabolicznymi (ang. inherited metabolic disorder, IMD),
publikacja Adam 2013;
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e australijskiego badania ankietowego obejmujgcego 143 pacjentdow i ich opiekunéw
z 22 krajow, ktérego celem byta ocena obecnych sciezek diagnostycznych oraz postepowania
w homocystynurii. Wiekszo$¢ (n = 110) uzyskanych odpowiedzi dotyczyta pacjentéow
z deficytem CBS, publikacja Morrison 2021.

Skutecznos¢ kliniczna

Informacje dodatkowe

Wyniki badan Adam 2013 oraz Morrison 2021 odnoszg sie do praktyki klinicznej w leczeniu
homocystynurii oraz stosowania mieszanek lI-aminokwasdw, do ktérych nalezg oceniane interwencje.

Zgodnie z uwzglednionymi publikacjami, przedstawiajgcymi wyniki uzyskane w ramach badan
ankietowych oraz rejestréw, u pacjentdw z homocystynurig stosuje sie postepowanie dietetyczne —
w tym wtasnie mieszanki I-aminokwaséw wolne od metioniny.

W badaniu Adam 2013 suplementacje mieszankami l[-aminokwaséw niezawierajagcymi metioniny
przepisano u 86% (n=97/113) pacjentéw stosujgcych restrykcje dietetyczne, podaz biatka byta zalezna
od wieku. Wszystkie stosowane suplementy l-aminokwasow zawieraty cystyne (HCU Anamix infant,
HCU Anamix Junior LQ, XMet Maxamaid, XMet Maxamum, HCU LV, XMet Homidon, HCU Lophlex LQ,
M-AM 2, M-AM 3 [Nutricia/SHS], HOM 1 Mix, HOM 1, HOM 2, HOM 2 prima, HOM 2 secunda, HOM 3
advanta [Milupa/Nutricia]; HCU Gel, HCU Express, HCU Cooler [Vitaflo International]; ZeroMet Infant
Mix, ZeroMet Kid, ZeroMet Junior, ZeroMet Advance [MetaX]).

Zgodnie z wynikami badania Morrison 2021 odnotowane catkowite stezenie homocysteiny w osoczu
(HCY) byto znacznie wyzsze przed leczeniem w poréwnaniu do poziomu podczas leczenia (tj. w czasie
badania) w grupie wszystkich pacjentéw z homocystynurig oraz w kazdej z podgrup. Odnotowane
roznice byly istotne statystycznie. W kazidej z grup stosowano mieszanki l|-aminokwaséw
(nie wyszczegdlniono nazw handlowych), diete niskobiatkowg, betaine oraz witaminy doustne. Diety
niskobiatkowe (p = 0,001), suplementy aminokwasowe niezawierajagce metioniny (p = 0,01) i betaina
(p < 0,05) byly wykorzystywane przez istotnie wyzszy odsetek pacjentdw niereagujgcych
na pirydoksyne niz u pacjentéw odpowiadajgcych na leczenie pirydoksyng. Ponad jedna trzecia
uczestnikéw badania (n = 37) zgtaszata problemy z dostepnoscig, kosztami leczenia, ucigzliwymi
procedurami pozyskiwania lekéw oraz mieszanek l-aminokwaséw.

Autorzy badania zwrdcili uwage, ze ze wzgledu na rzadkos¢ wystepowania HCU, wybdr dostepnych
i odpowiednich substytutow l-aminokwasdw jest mniejszy niz, np. w przypadku fenyloketonurii (PKU).
Ponadto sg one mniej smaczne niz te stosowane w przypadku innych zaburzen.

Bezpieczeristwo

W odnalezionych publikacjach nie odniesiono sie do bezpieczeAstwa stosowania ocenianych
produktow.

Ograniczenia analizy

Gtéwnym ograniczeniem analizy jest brak dowoddéw dotyczgcych stricte skutecznosci klinicznej
ocenianych srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego.

Nalezy jednak zauwazy¢, iz wskazanie oceniane w niniejszym opracowaniu dotyczy choroby rzadkiej,
co jest zwigzane z niewielkg liczebnoscig populacji. Ponadto leczenie dietetyczne wymagane jest
na kazdym etapie rozwoju, szczegdlnie u dzieci. Zgodnie z odnalezionymi wytycznymi, dzieki dobrej
biochemicznej kontroli stezenia homocysteiny w osoczu (HCY), wymaganej przez cate zycie, mozna
unikng¢ wystgpienia klinicznych objawdéw homocystynurii bgdz ich pogorszenia. Z uwagi na powyzsze,
przeprowadzenie badan klinicznych nad stosowaniem tego typu produktdw jest w znacznym stopniu
utrudnione. Ponadto wnioskowane produkty stanowig srodek spozywczy specjalnego przeznaczenia
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zywieniowego i w zwigzku z tym ich dopuszczenie na rynek nie jest zalezne od wynikéw
przeprowadzonych badan klinicznych.
Propozycje instrumentéw dzielenia ryzyka

Nie dotyczy.

Ocena ekonomiczna, w tym szacunek kosztow do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych

Ocena ekonomiczna polega na oszacowaniu i zestawieniu kosztow i efektow zdrowotnych, jakie mogq
wiqgzac 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 dotyczgcych kosztow i efektow zwigzanych z zastosowaniem nowej terapii
i pordwnanie ich do kosztow i efektow 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 pordwnaniu do terapii juz refundowanych.

Uzyskane wyniki wskaZnika kosztow-efektow zdrowotnych poréwnuje sie z tzw. progiem optacalnosci,
czyli wynikiem, ktory sygnalizuje, ze przy zasobnosci naszego kraju (wyrazonej w PKB) maksymalny
koszt nowej terapii, ktéra ma wiqzac 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 prég optacalnosci wynosi 166 758 zt (3 x 55 586 zf).

WskaZnik kosztow-efektow zdrowotnych nie szacuje i nie wyznacza wartosci Zycia, pozwala jedynie
oceni¢ i m. in. na tej podstawie dokona¢ wyboru terapii zwigzanej z potencjalnie najlepszym
wykorzystaniem aktualnie dostepnych zasobow.

Oceniane srodki spozywcze specjalnego przeznaczenia zywieniowego byty finansowane w procedurze
importu docelowego w 2021 roku, wowczas preparaty sprowadzono dla 23 pacjentéw
z homocystynuria.

Koszt szacunkowy netto za opakowanie wg danych MZ wynosit odpowiednio:
e HCU Anamix Junior, proszek, 30 saszetek 36 g - 2 319,90 zi;
e HCU Anamix Infant, proszek, puszki 400 g - 592,87 zt;
e HCU Cooler, ptyn, 30 saszetek 130 ml - 1 962,68 zt;
e HCU Express, proszek, 30 saszetek 20 g - 3 433,68 zt;
e HCU Lophlex LQ, ptyn, 30 saszetek 125 ml - 2 684,55 zt;
e HCU gel, proszek, 30 saszetek 24 g - 1 375,03 zt;
e HCU-LV, proszek, 30 saszetek 27,8 g - 2 381,50 zt.

Ponadto w analizowanum wskazaniu w ramach importu docelowego sprowadzane s3 tez inne
preparaty:

e  Milupa Hom 2 Prima,

e  Milupa Hom 2 Secunda.
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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. z 2021 r., poz. 523 z péin. zm.)

Jezeli analiza kliniczna wnioskodawcy nie zawiera randomizowanych badarn klinicznych dowodzgcych
wyzZszosci leku nad technologiami medycznymi dotychczas refundowanymi w danym wskazaniu, to
urzedowa cena zbytu leku musi by¢ skalkulowana w taki sposdb, aby koszt stosowania leku
wnioskowanego do objecia refundacjq nie byt wyiszy niz koszt technologii medycznej
o najkorzystniejszym wspdfczynniku uzyskiwanych efektdw zdrowotnych do kosztow 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 wpfywu na budzet ptatnika, pozwala na oszacowanie potencjalnych wydatkdow
zwigzanych z finansowaniem nowej terapii ze srodkow publicznych.

Szacunki dotyczgce wydatkow zwigzanych z nowgq terapiq (scenariusz ,jutro”) sqg 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 srodkow na leczenie danego problemu zdrowotnego, czy tez wigze sie z uzyskaniem
oszczednosci w budzecie ptatnika.

Ocena wptywu na budzet 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 wplyng¢ na organizacje udzielania swiadczen (szczegdlinie
w kontekscie dostosowania do wymogow realizacji nowej terapii) oraz na dostepnosc innych swiadczen
opieki zdrowotnej.

Na podstawie danych MZ oraz opinii ekspertow klinicznych mozna przypuszczaé, ze wnioski o
sprowadzenie ocenianych $sspz w trybie importu docelowego bedzie dotyczyé kilkanasciorga
pacjentéw w roku (wg danych MZ populacja docelowa wynosi od 1 do 8 oséb w zaleznosci od danego
$sspz).

Wedtug danych MZ catkowity koszt refundacji w 2021 r. za $sspz bedace przedmiotem oceny wynidst
1030 336,56 zt.
Uwagi do proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka

Nie dotyczy.

Uwagi do zapiséw programu lekowego

Nie dotyczy.

Omowienie rozwigzan proponowanych w analizie racjonalizacyjnej

Przedmiotem analizy racjonalizacyjnej jest identyfikacja mechanizmu, ktérego wprowadzenie
spowoduje uwolnienie Srodkow 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.
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Nie dotyczy.

Omodwienie rekomendacji wydawanych w innych krajach w odniesieniu do ocenianej
technologii

Rekomendacje kliniczne

Odnaleziono polskie zalecenia dietetyczne z 2020 roku oraz dwie rekomendacje europejskie wydane
przez: Clinical Paediatric Dietetics (BDA 2020) i European network and registry for Homocystinurias
and methylation Defects (E-HOD 2016), ktére odnoszg sie do postepowania dietetycznego
w homocystynurii.

Wszystkie odnalezione wytyczne zalecajg wprowadzenie diety ubogiej w metionine oraz dodatkowg
suplementacje substytutem biatka zawierajgcym mieszanke l-aminokwasow oraz dodatek mineratéw.

Wytyczne europejskie E-HOD 2016 wskazujg, ze leczenie dietetyczne powinno by¢ rozwazone
u wszystkich pacjentéow z deficytem B-syntazy cystationiny (ang. cystathionine--synthase, CBS), chyba
ze docelowy poziom homocysteiny (HCY) zostat osiggniety w catosci dzieki suplementacji pirydoksyna.
Dieta moze by¢ stosowana jako samodzielna terapia lub terapia wspomagajgca wraz z pirydoksynag
i/lub betaing. Wiekszos¢ pacjentéw, ktdrzy nie reagujg na pirydoksyne, wymaga diety o bardzo niskiej
zawartosci naturalnego biatka, z suplementami zawierajgcymi mieszanke I[-aminokwaséw (ang. L-
amino acid, L-AA) niezawierajgcg metioniny. Wymagane jest leczenie przez cate zycie (sita zalecenia C-
D).

Wedtug brytyjskich zalecen Clinical Paediatric Dietetics — BDA 2020 naturalne spozycie biatka
dostarczane w diecie o niskim poziomie metioniny jest niewystarczajace do zaspokojenia ogdlnego
zapotrzebowania na biatko, niezbedny jest substytut biatka niezawierajgcy metioniny, wzbogacony
w cystyne do zapewnienia odpowiedniej ilosci azotu do syntezy biatek i wzrostu.

W polskich Zaleceniach dietetycznych 2020 dotyczgcych homocystynurii w przypadku stosowania diety
ubogiej w metionine zalecane sg syntetyczne Zzrédta aminokwaséw lub spozywanie ubogich
w metionine biatek roslinnych, nie odniesiono sie natomiast do suplementacji witamin i mineratéw.

W wytycznych europejskich E-HOD 2016 oraz zaleceniach polskich nie wskazano konkretnych
substytutow biatka, natomiast w wytycznych Clinical Paediatric Dietetics — BDA 2020 wymieniono
przyktady produktéw wskazujgc, ze dostepnych jest szereg specyficznych dla wieku, wolnych
od metioniny i wzbogaconych o cystyne substytutéw biatka, jednakze liczba dostepnych produktéw
jest mniejsza niz dla fenyloketonurii z uwagi na to, ze mniejsza jest liczba oséb z HCU. Przyktadowe
produkty to HCU Anamix Infant, HCU Anamix Junior, HCU Anamix Junior LQ, HCU Explore, HCU Lophlex
LQ, HCU Cooler i HCU Express.

Rekomendacje refundacyjne

W wyniku wyszukiwania odnaleziono 4 pozytywne rekomendacje refundacyjne wydane przez
australijski PBAC dla stosowania sSrodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego: HCU
Anamix Junior (2015), HCU Cooler (2018), HCU Loplex i HCU Anamix Infant (PBAC 2020), HCU Express
(PBAC 2021). PBAC zaleca refundacje $sspz w homocystynurii i w dwdch rekomendacjach (PBAC 2015
i PBAC 2020) wskazuje, ze cena produktu powinna by¢ powigzana z ceng komparatoréw, jako
rownowazna za gram biatka w produkcie. W rekomendacjach nie odnoszono sie do danych klinicznych
i przeprowadzono analize minimalizacji kosztéw (PBAC 2015 i PBAC 2020).



Rekomendacja nr 20/2022 Prezesa AOTMIT z dnia 18 marca 2022 r.

Podstawa przygotowania rekomendacji

Rekomendacja zostata przygotowana na podstawie zlecenia Ministra Zdrowia (znak pisma:
PLD.45341.1325.2021.1.AB), odnosnie przygotowania rekomendacji Prezesa w sprawie zasadnosci wydawania
zgody na refundacje Srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego: HCU Anamix Junior, HCU
Anamix Infant, HCU Cooler, HCU Express, HCU Lophlex LQ, HCU gel, HCU LV we wskazaniu homocystynuria, na
podstawie art. 39 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, srodkow spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2021 r., poz. 523 z pézn. zm.), po uzyskaniu
Stanowiska Rady Przejrzystosci nr 19/2022 z dnia 7 marca 2022 roku w sprawie zasadno$ci wydawania zgdd na
refundacje srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego: HCU Anamix Junior, HCU Anamix
Infant, HCU Cooler, HCU Express, HCU Lophlex LQ, HCU gel, HCU LV we wskazaniu homocystynuria.

PiSmiennictwo

1. Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 19/2022 z dnia 7 marca 2022 roku w sprawie zasadno$ci wydawania
zgdd na refundacje srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego: HCU Anamix
Junior, HCU Anamix Infant, HCU Cooler, HCU Express, HCU Lophlex LQ, HCU gel, HCU LV we wskazaniu
homocystynuria.

2. Raport nr 0T.4211.1.2022, HCU Anamix Junior, HCU Anamix Infant, HCU Cooler, HCU Express, HCU
Lophlex LQ, HCU gel, HCU LV we wskazaniu homocystynuria, data ukoriczenia: 2 marca 2022 r.



