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Rekomendacja nr 55/2022
z dnia 3 czerwca 2022 r.

Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
w sprawie zasadnosci wydawania zgody na refundacje srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego Betaquik we
wskazaniach: deficyt transportera glukozy GLUT-1;
padaczka lekooporna

Prezes Agencji rekomenduje wydawanie zgdd na refundacje srodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego Betaquik, emulsja ttuszczowa - 225 ml, butelka, we wskazaniach:
deficyt transportera glukozy GLUT-1; padaczka lekooporna.

Uzasadnienie rekomendacji

Wytyczne kliniczne zalecajg stosowanie diety ketogenicznej w padaczce opornej na leczenie
jako alternatywng opcje leczenia. Wskazujg, ze dieta ketogeniczna jest uznanym, skutecznym
niefarmakologicznym sposobem leczenia u dzieci i mtodziezy, u ktérych napady padaczkowe
nie ustepujg po zastosowaniu lekéw przeciwpadaczkowych, a takze u ktérych zawiodty dwa
leki przeciwpadaczkowe. W przypadku zaburzenia metabolicznego: deficyt transportera
glukozy GLUT-1 rekomenduje sie diete ketogeniczng jako leczenie z wyboru. Warto dodaé,
ze ankietowany przez Agencje ekspert kliniczny wskazat takzie diete ketogenng i jej
modyfikacje z dodatkiem lub bez dodatku MCT jako niefarmakologiczne metody stosowane
w leczeniu padaczki lekoopornej i deficytu transportera glukozy GLUT-1.

W wyniku wyszukiwania dowoddéw naukowych nie zidentyfikowano badan dotyczgcych
bezposrednio oceny skutecznosci i bezpieczenstwa $rodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego (SSSPZ) Betaquik. W ramach analizy klinicznej zidentyfikowano
badanie RCT Borges 2019 oraz otwarte, prospektywne badanie Schoeler 2021 i obserwacyjne
Lambrechts 2015, w ktérych pacjenci z padaczkg lekooporng stosowali preparaty bogate
w ttuszcze MCT. Do badania Schoeler 2021 wigczonych byto takze 4 pacjentow z deficytem
transportera glukozy GLUT-1.

Podsumowujgc wyniki w zakresie skutecznosci wskauzjg, ze u pacjentow z padaczka
lekooporng stosujgcych produkty bogate w MCT wykazano >50% redukcje liczby napadéw
padaczkowych po 12 tyg. terapii odpowiednio u 45% dorostych w badanie Borges 2019 oraz
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38% dzieci i 50% dorostych w badaniu Schoeler 2021. Ponadto w badaniu Schoeler 2021
podano informacje, ze sposrdod 6/11 pacjentéw, u ktérych stwierdzono >40% zmniejszenie
liczby napadow podczas leczenia MCT, u 5 nastgpito zwiekszenie liczby napadow
po zaprzestaniu leczenia. W badaniu Lambrechts 2015 po 6 miesigcach leczenia zmniejszenie
czestosci wystepowania napaddéw padaczkowych o >50% odnotowano u 13% pacjentdw, a po
24 miesigcach u 2% pacjentéw. W badaniu Lambrechts 2015 oceniono takze nasilenie
drgawek w skali NHS3. U wiekszosci pacjentéw (50-86% w zaleznosci od okresu obserwacji)
zmniejszenie nasilenia dotyczyto najciezszego typu drgawek.

Oszacowano wptyw na budzet pfatnika publicznego, z ktérego wynika, ze roczny koszt
stosowania SSSPZ Betaquik u jednego pacjenta wynosi ponad 6,9 tys. zt, natomiast roczny
koszt leczenia szacowanej populacji docelowej (7 pacjentéw) to ok. 48,32 tys. zt.

Nalezy zauwazy¢, ze niepewnos¢ wnioskowania zwigzana jest z przyjetg liczebnoscig populacji
docelowej, a takze przyjeciem dla wszystkich pacjentdw dawkowania wg zalecen producenta
$SSPZ Betaquik, poniewaz zgodnie z zastrzezeniem na ulotce w niektdrych przypadakch
dawkowanie to moze nie by¢ wtasciwe i wymaga konsultacji medyczne;j.

Odnaleziono pozytywng rekomendacje finansowg australijskiej agencji PBAC dla Betaquik
u pacjentdw wymagajacych diety zawierajgcej Sredniotaricuchowe triglicerydy (MCT), m.in.
takiej jak leczenie ketogeniczne lekoopornej padaczki dzieciecej oraz deficytu transportera
glukozy GLUT-1.

Warto nadmieni¢, ze dotychczasowe rekomendacje Prezesa Agencji i stanowiska Rady
Przejrzystosci, dotyczace SSSPZ, stosowanych w ramach diety ketogenicznej w leczeniu
padaczki lekoopornej i/lub deficytu transportera glukozy GLUT-1, byty pozytywne.

Majac na wzgledzie stanowisko Rady Przejrzystosci, wytyczne kliniczne, wyniki
przeprowadzonych analiz, ich ograniczenia, a takze rekomendacje refundacyjne, Prezes
Agencji rekomenduje jak we wstepie.

Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy oceny zasadnosci wydawania zgéd na refundacje $rodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego (SSSPZ) Betaquik, emulsja ttuszczowa - 225 ml,
butelka, we wskazaniu: deficyt transportera glukozy GLUT-1; padaczka lekooporna na podstawie
art. 39 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekdw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2022 r., poz. 463).

Problem zdrowotny

Zespot niedoboru transportera glukozy typu 1 (GLUT-1) - to rzadkie, genetyczne zaburzenie
metaboliczne, charakteryzujgce sie niedoborem proteiny, przez co glukoza przekracza bariere
krew-mdzg. Najczestszym objawem tego zaburzenia sg drgawki (epilepsja), ktére zazwyczaj pojawiajg
sie w ciggu pierwszych, kilku miesiecy zycia. Dodatkowe objawy obejmujg: zaburzenia w ruchach
oczy-gtowa, zaburzenia ruchdw ciata, opdznienia rozwoju (np. mozgu i czaszki, co powoduje
matogtowie) i réznego rodzaju uposledzenia poznawcze, niewyrazne wypowiedzi i nieprawidtowosci
jezykowe. Zespot niedoboru GLUT-1 klasyfikuje sie jako encefalopatie padaczkowa, czyli grupe chordéb,
w ktérych napad padaczkowy zwigzany jest z progresywng dysfunkcjg psychomotoryczna.

Czestos¢ wystepowania zespotu niedoboru GLUT-1 jest nieznana, dotyczy ona w tym samym stopniu
chtopcow i dziewczat.
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Padaczka lekooporna - jest przewlekta chorobg mdzgu cechujacg sie trwatg sktonnosciag
do wystepowania napaddéw padaczkowych nieprowokowanych lub odruchowych. Napad padaczkowy
moze przybierac rézne formy i jest objawem zaburzonej czynnosci elektrycznej mézgu, trwajgcym kilka
sekund lub minut. Do najwazniejszych typéw napaddw zalicza sie napady uogdlnione oraz napady
czesciowe. Padaczka lekooporna jest rozpoznawana, gdy dwie kolejne préby interwencji lekowych
w monoterapii lub terapii dodanej (dobrze tolerowanych, wtasciwie dobranych i odpowiednio uzytych)
nie doprowadzg do osiggniecia utrwalonej i petnej kontroli napaddw.

W krajach rozwinietych roczng zapadalnos¢ szacuje sie na poziomie 50-70 oséb na 100 tys., a wskaznik
rozpowszechnienia wynosi ok. 1%. U ok. 20-30% chorych wystepuje lekoopornos¢. Choroba dotyka
1,0% oséb w wieku oséb w wieku rozwojowym. 50-60% wszystkich padaczek rozpoczyna sie przed
16 r.z., a najwieksza zapadalnos¢ przypada na pierwszy rok zycia. Wspotczynniki zapadalnosci w tym
przedziale wiekowym wynoszg 72—-250/100 000/rok. U okoto 25% dzieci napaddw padaczkowych nie
udaje sie opanowac jednym lekiem i dochodzi do rozwoju padaczki lekoopornej.

Rokowanie jest zalezne od rozpoznania ewentualnego zespotu padaczkowego lub typu napadéow
padaczkowych. Nastepstwami opornej padaczki mogg by¢ dysfunkcje i utrata niezaleznosci, zaburzenie
funkcji intelektualnych oraz wieksza mozliwo$¢ wystapienia objawéw neurotoksycznych. Smiertelnos¢
chorych na padaczke jest 2-4 razy wieksza niz w populacji ogoélnej. Najwieksze ryzyko zgonu jest
u chorych z nieopanowanymi napadami.

Alternatywna technologia medyczna

Odnalezione wytyczne w analizowanych problemach zdrowotnych zalecajg stosowanie diety
ketogennej. Ekspert kliniczny ankietowany przez Angencje jako niefarmakologiczne metody stosowane
w leczeniu padaczki lekoopornej i deficytu transportera glukozy GLUT-1 wskazat takze diete ketogennag
i jej modyfikacje z dodatkiem lub bez dodatku MCT (SSSPZ zawierajagce MCT: MCT Procal, Liquigen,
MCT Qil, Betaquik, Ketocal 2,5:1 LQ MCT Multifibre).

Technologie alternatywne dla SSSPZ Betaquik stanowig inne $SSSPZ stosowane w diecie ketogennej.
Agencja dotychczas oceniata: Keyo, KetoCal, MCT Qil, Liquigen, MCT Procal i Carb Zero. Nalezy jednak
podkresli¢, ze sktady i wtasciwosci (np. smak, zapach, postac itp.) kazdego z tych produktéw sg nieco
odmienne.

Opis wnioskowanego $wiadczenia

Produkt Betaquik jest srodekiem spozywczym specjalnego przeznaczenia medycznego w postaci
emulsji tluszczowej, sktadajgcy sie z trdjgliceryddw S$redniotancuchowych (MCT: kwas
kaprylowy/oktanowy i kwas dekanowy/decylowy w proporcji 55:45). Jedna butelka Betaquik (225 ml)
zawiera 45 g ttuszczy MCT.

Zgodnie z ulotka produkt jest przeznaczony do stosowania w postepowaniu dietetycznym u pacjentéw
wymagajacych zwiekszonej podazy ttuszczéw MCT. Preparat przeznaczony jest dla oséb powyzej 3. r.z.
i moze by¢ stosowany w diecie ketogenicznej i jej modyfikacjach.

Specjalne ostrzezenia i $rodki ostroznosci odnosnie stosowania analizowanego SSSPZ: produkt moze
by¢ podawany wytacznie pod kontrolg lekarza; przeznaczony dla dzieci od 3 r.z.; nie moze by¢
stosowany jako jedyne Zrddto pozywienia; nie nalezy stosowaé pozajelitowo.

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
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zebranych danych oraz poréwnania wynikow dotyczqgcych 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 poréwnaniu do innych rozwazanych opcji
terapeutycznych.

W ramach przeprowadzonego wyszukiwania nie odnaleziono badan dotyczacych bezposrednio oceny
skutecznosci i bezpieczeristwa SSSPZ Betaquik. Do analizy klinicznej wtaczono:

e Borges 2019 - jednoosrodkowe, randomizowane badanie, podwdjnie zaslepione w ktérym
poréwnano skutecznos¢ i bezpieczenstwo terapii dodanej MCT (produkt zawierajgcy kwas
oktanowy i dekanowy w proporcji 55:45 — zgodna z analizowanym Betaquik) z triheptanoing
u pacjentdw dorostych z padaczka lekooporng (Srednia 38,7 lat (SD: 13,5)). W ramach niniejszej
analizy opisano jedynie ramie MCT, w ktdrym byto N=17 pacjentéw. Czas stosowania: 12 tyg.;

e Schoeler 2021 — prospektywne, otwarte badanie jednoramienne, ktérego celem byfa ocena
skutecznosci i bezpieczenstwa produktu K.Vita bogatego w MCT (produkt zawierajacy kwas
oktanowy oraz dekanowy w proporcji 20:80 — inna niz w analizowanym Betaquik), u pacjentow
z padaczka lekooporna. Liczba pacjentow N=61 (n=26 dorostych i n=35 dzieci, w tym 4 pacjentéw
z deficytem transportera glukozy GLUT-1 (n=3 dorostych i n=1 dziecko)). Czas stosowania: 12 tyg.;

e Lambrechts 2015 — jednoos$rodkowe, obserwacyjne, prospektywne badanie ktérego celem byta
ocena skutecznosci i bezpieczenstwa diety ketogenicznej, w tym rédwniez diety bogatej w MCT,
u pacjentdw z padaczka lekooporna. Nie podano sktadu oraz rodzaju produktu stosowanego
w ramach diety MCT. Liczba pacjentéw N=48 pacjentéw. Czas stosowania: $rednio 10,25 miesigca
(zakres: 0,5-24).

Skutecznosc kliniczna
Borges 2019
Punktu koricowy — redukcja czestosci wystepowania napaddéw padaczkowych:

e >50% redukcje napadéw padaczkowych po 12 tyg. odnotowano u 45% (5/11) pacjentow
stosujgcych MCT.

o Mediana redukgji liczby napadéw po 12 tyg. w poréwnaniu do wartosci poczatkowych wyniosta 54%
(IQR: 40,102). U jednego pacjenta otrzymujgcego MCT ze stwierdzong padaczkg po wirusowym
zapaleniu mdzgu odnotowano podwojenia liczby napaddw.

e Sposrdd 6/11 (55%) pacjentow, u ktérych stwierdzono >40% zmniejszenie liczby napadéw podczas
leczenia MCT, u 5 nastgpito zwiekszenie liczby napadéw po zakonczeniu leczenia.

Punktu konicowy — wzrost masy ciata:

e Wykazano wzrost masy ciafa pacjentéw stosujgcych MCT po 12 tyg. terapii o 2,25 kg (zakres: 0,38;
3,55).

Schoeler 2021

Punktu koncowy — redukcja czestosci wystepowania napadow padaczkowych:

e >50% redukcje napadéw padaczkowych lub zdarzer napadowych osiggnieto u 38% (6/16) dzieci
oraz 50% (8/16) dorostych;

e Sredni odsetek napadéw padaczkowych/zdarzers napadowych u dzieci i dorostych wyniést 14,31
na poczatku badania, 9,12 w 5 tyg. terapii oraz 7,22 w 12-tyg.;
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e Liczby napaddéw padaczkowych/zdarzen napadowych - ogétem po 12-tyg. terapii w poréwnaniu
do wartosci poczatkowych odnotowano srednio zmniejszenie o 50% (95% Cl: 39-61%).

Lambrechts 2015

Punktu koncowy — redukcja czestosci wystepowania napaddw padaczkowych. W badaniu stwierdzono
statystycznie istotny spadek sredniej czestosci wystepowania napadéw padaczkowych we wszystkich
punktach czasowych (p< 0,05), z wyjatkiem wizyty 12-miesiecznej (p=0,056):

e >50% zmniejszenie czestosci wystepowania napadéw padaczkowych - po 3 miesigcach u 10,4%
pacjentéw (5), po 6 miesigcach u 12,5% (6), po 12 miesigcach u 4,2% (2), po 18 miesigcach u 4,2%
(2), a po 24 miesigcach 2,1% (1);

® zmniejszenie czestosci wystepowania napaddw padaczkowych — po 3 miesigcach u 16,7%
pacjentow (8/48), po 6 miesigcach u 22,9% (11/48), po 12 miesigcach u 16,7% (8/48), po 18
miesigcach u 20,8% (10/48), a po 24 miesigcach 16,7% (8/48);

® zmniejszenie czestosci wystepowania napaddw w klasterach - po 3 miesigcach u 64,3% pacjentéw
(9/14), po 6 miesigcach u 66,7% (6/9), po 12 miesigcach u 85,7% (6/7), po 18 miesigcach u 50,0%
(3/6), a po 24 miesigcach 75,0% (3/4).

Punktu korAcowy — nasilenie drgawek. Zmiana o >2 punkty byta uznana za zmiane istotna klinicznie.
We wszystkich punktach czasowych odnotowano znaczace zmniejszenie nasilenia drgawek oceniane
wg skali NHS3 (ang. National Hospital Seizure Severity Scale). U wiekszosci pacjentdw zmniejszenie
nasilenia dotyczyto najciezszego typu drgawek. Poprawa wyniku wzgledem baseline dla:

e wszystkich typow drgawek - po 3 miesigcach u 80% pacjentéow (16/20), po 6 miesigcach u 56%
(9/16), po 12 miesigcach u 60% (6/10), po 18 miesigcach u 89% (8/9), a po 24 miesigcach 100%
(7/7);

e najciezszych typdéw drgawek - po 3 miesigcach u 65% pacjentéow (13/20), po 6 miesigcach u 50%
(8/16), po 12 miesigcach u 50% (5/10), po 18 miesigcach u 78% (7/9), a po 24 miesigcach 86% (6/7).

Bezpieczerstwo

Borges 2019

Zdarzenia niepozadane (AEs) — po 12 tyg. terapii MCT u 64,7% (11/17) pacjentéw odnotowano
wystgpienie 37 AEs. Najczesciej wystepujgcymi AEs uznanymi przez autoréw badania za zwigzane
z leczeniem byly: biegunka (29%) oraz skurcze zotgdka lub bdl brzucha (24%).

Ciezkie zdarzenia niepozgdane (SAEs) — odnotowano u 1 pacjenta SAEs dot. zwiekszenia napaddéw
padaczkowych, ktére wymagaty hospitalizacji

Schoeler 2021

AEs - najczesciej wystepujace (>20 zgtoszonych przypadkow) dotyczyly przewodu pokarmowego i byty
to wzdecia brzucha oraz zaparcia. Do innych zgtaszanych AEs (wystepujacych u 2 lub 3 pacjentow)
nalezaty wahania nastroju, bdl gardta, zmniejszony apetyt oraz zmeczenie. Miaty one charakter
tagodny lub umiarkowany, ujednego pacjenta odnotowano wystgpienie bdlu gtowy o ciezkim
nasileniu.

Lambrechts 2015

AEs - od 6 tygodnia do 6 miesigca leczenia u pacjentdw wystepowaty bdle brzucha (8-16% pacjentow
w zaleznosci od okresu obserwacji), wymioty (13-18%), biegunka (7-21%), zaparcia (4-21%) i zmeczenie
(4-16%). Najczestszym zdarzeniem niepozgdanym, wystepujacym we wszystkich okresach obserwacji,
byto zwiekszone pobudzenie (od 31 do 42% pacjentéw).
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Informacje na podstawie komunikatéw dotyczqcych bezpieczerstwa stosowania produktu leczniczego
Betaquik na stronach internetowych Urzedu Rejestracji Produktow Leczniczych, Wyrobow Medycznych
i Produktow Biobdjczych (URPL), Europejskiej Agencji Lekow (EMA), Food and Drug Administration
(FDA) World Health Organization (WHO).

W wyniku przeszukania nie odnaleziono komunikatéw dotyczacych bezpieczenstwa stosowania srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia medycznego Betaquik.

Ograniczenia analizy

Wyniki analizy nalezy traktowaé z ostroznoscig w szczegolnosci z uwagi na brak badan, w ktérych
stosowano SSSPZ Betaquik, a takze ze wzgledu na fakt, ze jedynie w badaniu Borges 2019 pacjenci
przyjmowali produkt MCT zawierajgcy kwas oktanowy i kwas dekanowy w proporcji zgodnej
z analizowanym S$SSPZ. Ponadto warto podkresli¢, ze popualcje pacjentow wigczonych do badan s
matoliczne, a wyniki dostepne jedynie dla ktéitkich okreséw leczenia/obserwacji (10-12 tyg.).

Propozycje instrumentdéw dzielenia ryzyka

Nie dotyczy.

Ocena ekonomiczna, w tym szacunek kosztow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych

Ocena ekonomiczna polega na oszacowaniu i zestawieniu kosztow i efektow zdrowotnych, jakie moggq
wigzac 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 kosztdw i efektdw terapii juz refundowanych pozwala na uzyskanie odpowiedzi na
pytanie, czy efekt zdrowotny uzyskany u pojedynczego pacjenta dzieki nowej terapii wigze sie
zZ wyzszym kosztem w poréwnaniu do terapii juz refundowanych.

Uzyskane wyniki wskaznika kosztow-efektow zdrowotnych porownuje sie z tzw. progiem optacalnosci,
czyli wynikiem, ktory sygnalizuje, ze przy zasobnosci naszego kraju (wyrazonej w PKB) maksymalny
koszt nowej terapii, ktora 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 166 758 zt (3 x 55 586 zt)

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

Z danych otrzymanych w zleceniu MZ wynika, ze szacunkowa cena netto sprzedazy (zawierajgca marze
hurtowa) SSSPZ Betaquik emulsja doustna (opakowanie 15x225 ml), wynosi 283,50 zt. (dane nt. ceny
pochodzg z raportéw Vitaflo USA 2021 Price List.).

Ponadto wskazano, ze w 2021 r. pozytywnie rozpatrzono zgody na refundacje $SSSPZ Betaquik dla 6
0s6b (70 opakowan 15x225 ml) we wskazaniu deficyt transportera glukozy GLUT-1 za kwote 19,8 tys.
zti dla 1 osoby (28 opakowan 15x225 ml) we wskazaniu padaczka lekooporna za kwote 7,9 tys. zt.

W ramach importu docelowego sprowadzono takze:

e we wskazaniu deficyt transportera glukozy GLUT-1: Carb Zero, Fruiti Vits, Keyo, Liquigen, MCT Qil,
MCT Procal;

e we wskazaniu padaczka lekooporna: Carb Zero, Fruiti Vits, Keyo, Liquigen, MCT Qil, MCT Procal,
Apydan, Bedica, Bediol, Bedrocan, Bedrolite, Buccolam, Depamide, Dipromal, Epidiolex, Fycompa,
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Inovelon, Kaliumbromid, Mexiletine, Orfiril long, Ospolot, Petinimid, Petnidan Saft, Synacthen
depot, Taloxa Zarontin, Zebinix, Zonegra.

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 wyrobow medycznych (Dz. U. z 2022 r., poz. 463)

Jezeli analiza kliniczna wnioskodawcy nie zawiera randomizowanych badan klinicznych dowodzqgcych
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 efektow zdrowotnych do kosztéw 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 wydatkéw
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
wyzszych 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 wpfynq¢ na organizacje udzielania Swiadczer (szczegdlnie
w kontekscie dostosowania do wymogow realizacji nowej terapii) oraz na dostepnosc innych swiadczen
opieki zdrowotnej.

Eksperci kliniczni nie przekazali danych w zakresie wielkosci populacji we wskazaniach deficyt
transportera glukozy GLUT-1 i padaczka lekooporna. W zwigzku z tym jako populacje docelowa
przyjeto 7 pacjentow - wg liczby unikalnych nr PESEL we wnioskach ztozonych w 2021 r.
na sprowadzenie produktéw leczniczych w ramach ocenianych wskazan.

Do obliczen przyjeto nastepujace zatozenia:

e roczna dawka SSSPZ Betaquik dla jednego pacjenta - 82 181,25 ml. Zgodnie z wytycznymi
producenta $rednie dawkowanie produktu Betaquik - 225 ml na dobe (45 g MCT). Zastrzezono
jednak, ze nie dla kazdego pacjenta dawkowanie z wytycznych jest witasciwe i wymagana jest
profesjonalna konsultacja medyczna;

e opakowanie Betaquik zawiera 3 375 ml ptynnej emulsji tréjglicerydéw sredniotaricuchowych (MCT);
e cena opakowania 283,50 zt.

Roczny koszt stosowania SSSPZ Betaquik u jednego pacjenta wynosi ponad 6,9 tys. zt, natomiast roczny
koszt leczenia szacowanej populacji docelowej (7 pacjentéw) to ok. 48,32 tys. zt.

Ograniczeniami analizy wptywu finansowania przedmiotowej technologii na wydatki pfatnika
publicznego sg niepewnosé w zakresie wielkosci przyjetej populacji docelowej, a takze przyjecie dla
wszystkich pacjentéw dawkowania wg zalecer producenta $SSPZ Betaquik.
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Uwagi do proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka

Nie dotyczy.

Uwagi do zapisow programu lekowego

Nie dotyczy.

Omadwienie rozwigzan proponowanych w analizie racjonalizacyjne;j

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.

Nie dotyczy.

Omodwienie rekomendacji wydawanych w odniesieniu do ocenianej technologii
Rekomendacje kliniczne

Odnaleziono 8 publikacji dotyczgcych omawianych probleméw zdrowotnych: Polskiego Towarzystwa
Epileptologii (PTE) z 2018 r., National Institute for Health and Care Excellence (NICE) z 2022 r., Scottish
Intercollegiate Guidelines Network (SIGN) z 2021 r., konsensus ekspertow Belgia 2020, konsensus
ekspertéw Glut1DS z 2020 r., University Hospitals of Leicesters NHS Trust (UHL) z 2019 r. International
Ketogenic Diet Study Group (IKDSG) z 2018 r., a takze konsensus ekspertow z Portugalii z 2018 r.
W dokumentach tych nie odniesiono sie jednak wprost do SSSPZ Betaquik.

Podkreslenia wymaga, ze rekomendacje zalecajg stosowania diety ketogennej w obu wnioskowanych
wskazaniach. W padaczce opornej na leczenie wskazujg jg jako alternatywnag opcje leczenia,
szczegolnie w populacji dzieciecej i skuteczny niefarmakologiczny sposéb leczenia u dzieci i mtodziezy,
u ktérych napady padaczkowe nie ustepujg po zastosowaniu lekdw przeciwpadaczkowych.
W przypadku deficytu transportera glukozy GLUT-1 jako leczenie z wyboru.

Warto nadmienié, ze dieta ketogenna charakteryzuje sie wysokg zawartoscig ttuszczu i niska
zawartoscig weglowodandw oraz odpowiednig dla wieku zawartoscig biatka.

Rekomendacje refundacyjne

Odnaleziono 1 pozytywng rekomendacje refundacyjng Pharmaceutical Benefits Advisory Committee
(PBAC 2013/2017) dla produktu Betaquik u pacjentdw wymagajacych diety zawierajgcej
Sredniotancuchowe triglicerydy (MCT), m.in. takiej jak leczenie ketogeniczne lekoopornej padaczki
dzieciecej oraz deficytu transportera glukozy GLUT-1.

Podstawa przygotowania rekomendacji

Rekomendacja zostata przygotowana na podstawie zlecenia Ministra Zdrowia (znak pisma:
PLD.45341.367.2022.1.5G), odnosnie przygotowania rekomendacji Prezesa w sprawie zasadnosci wydawania
zgody na refundacje srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego Betaquik, emulsja doustna,
we wskazaniu: deficyt transportera glukozy GLUT-1; padaczka lekooporna, na podstawie art. 39 ust. 3 ustawy
z dnia 12 maja 2011 r. o refundac;ji lekdw, srodkdéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz
wyrobow medycznych (Dz. U. 2 2022 r., poz. 463), po uzyskaniu Stanowiska Rady Przejrzystosci nr 53/2022 z dnia
30 maja 2022 roku w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje srodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego Betaquik we wskazaniach: deficyt transportera glukozy GLUT-1, padaczka
lekooporna.
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PiSmiennictwo

1. Stanowisko Rady Przejrzystosci nr nr 53/2022 z dnia 30 maja 2022 roku w sprawie zasadnosci
wydawania zgdd na refundacje $rodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego Betaquik
we wskazaniach: deficyt transportera glukozy GLUT-1, padaczka lekooporna.

2. Raport nr: 0T.4211.5.2022 ,Betaquik we wskazaniach: deficyt transportera glukozy GLUT-1; padaczka
lekooporna”, data ukonczenia: 26 maja 2022 r.



