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Rekomendacja nr 58/2022
z dnia 15 czerwca 2022 r.
Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
w sprawie zasadnosci wydawania zgody na refundacje srodkéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego
MSUD Anamix Infant, MSUD Anamix Junior, MSUD Anamix Junior
LQ, MSUD Gel, MSUD Cooler, MSUD Express, MSUD Lophlex LQ
we wskazaniach: choroba syropu klonowego, deficyt beta-

ketotiolazy, deficyt hydrolazy 3-hydroksyizobutyrylo-CoA

Prezes Agencji rekomenduje wydawanie zgdd na refundacje $rodkdw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego: MSUD Anamix Infant, MSUD Anamix Junior, MSUD
Anamix Junior LQ, MSUD Gel, MSUD Cooler, MSUD Express, MSUD Lophlex LQ
we wskazaniach: choroba syropu klonowego, deficyt beta-ketotiolazy, deficyt hydrolazy 3-
hydroksyizobutyrylo-CoA pod warunkiem stosowania po wyczerpaniu alternatywnych
technologii medycznych.

Uzasadnienie rekomendacji

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

Nie odnaleziono nowych dowodéw naukowych oceniajgcych skutecznosé i bezpieczenistwo
whnioskowanych srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego. Do analizy
witgczono badania odnoszace sie do praktyki klinicznej leczenia choroby syropu klonowego
(MSUD), na podstawie ktérych mozna stwierdzi¢, ze suplementacja preparatami bez leucyny,
waliny, izoleucyny (BCAA), niezaleznie od drogi podania, moze by¢ skuteczna w obnizaniu
i stabilizacji poziomu leucyny. Zgodnie z uwzglednionymi publikacjami, oceniane ssspz moga
wchodzi¢ w sktad diet stosowanych u pacjentéw z MSUD, deficytu beta-ketotiolazy (BKD)
i deficytu hydrolazy 3-hydroksyizobutyrylo-CoA (HIBCH).
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Wytyczne kliniczne dotyczgce postepowania dietetycznego w MSUD, zalecajg diete
z odpowiednig podazg egzogennych aminokwaséw wolnych od BCAA. Srodkiem spozywczym
uwzglednionym w jednych z wytycznych jest produkt MSUD Anamix Infant.

Ponadto zgodnie z otrzymanymi danymi, oceniane produkty znajdujg zastosowanie
w niewielkiej grupie chorych (liczba pacjentéw wnioskujgcych w 2021 r. o poszczegdlne srodki
spozywcze specjalnego przeznaczenia zywieniowego bedace przedmiotem niniejszej oceny
wynosita od 1 do 6 pacjentéw).

Biorgc pod uwage dostepne dowody naukowe, zastosowanie syntetycznych mieszanek
aminokwaséw bez BCAA moze stanowi¢ wsparcie w stosowaniu diety eliminacyjnej
w ocenianych wskazaniach. Przy uwzglednieniu ograniczen dowodéw naukowych zasadnym
jest w pierwszej kolejnosci postepowanie zgodne z wytycznymi klinicznymi i zastosowanie
ocenianych  technologii medycznych w  sytuacji, gdy zostaly  wyczerpane
lub nie sg wystarczajgce dotychczas stosowane technologie medyczne.

Poniewaz postepowanie terapeutyczne ma charakter ciggtly, 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: MSUD Anamix Infant, MSUD Anamix
Junior, MSUD Anamix Junior LQ, MSUD Gel, MSUD Cooler, MSUD Express, MSUD Lophlex LQ
w ocenianych wskazaniach.

Przedmiot wniosku

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

e  MSUD Anamix Infant

e  MSUD Anamix Junior

e MSUD Anamix Junior LQ

e MSUD Gel

e MSUD Cooler

e MSUD Express

e MSUD Lophlex LQ

we wskazaniach:

e choroba syropu klonowego
e deficyt beta-ketotiolazy
e deficyt hydrolazy 3-hydroksyizobutyrylo-CoA,

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.z 2022 r., poz. 463 z pdin.
zm.).

Problem zdrowotny

Choroba syropu klonowego (MSUD) (ang. maple syrup urine disease) jest wrodzong wada
metabolizmu, w wyniku ktérej organizm nie jest w stanie prawidtowo rozktada¢ aminokwasdéw
rozgatezionych takich jak leucyna, izoleucyna i walina. Zaburzenie wywotane jest mutacjg w obrebie
gendéw: BCKDHB, BCKDHA, DBT.
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Choroba jest rzadka. W Polsce wykrywana jest w badaniu przesiewowym - czestotliwos¢ jej
wystepowania wynosi 1 : 250 000.

Skuteczno$¢ leczenia jest zrdzinicowana, w zaleznosci od gtebokosci defektu przemiany materii
i od czasu rozpoczecia terapii. Dzieci nieleczone umierajg zwykle pod koniec pierwszego roku zycia.
Rozpoczecie leczenia w pierwszym tygodniu zycia w znacznym stopniu ogranicza skutki choroby.

Niedobdr beta-ketotiolazy (ang. beta-ketothiolase deficiency, BKD) jest dziedziczonym autosomalnie
recesywnie zaburzeniem, w ktérym organizm nie jest w stanie skutecznie metabolizowaé aminokwasu
izoleucyny. Zaburzenie to uposledza zdolnos¢ organizmu do przetwarzania ketondéw — czgsteczek
wytwarzanych podczas rozktadu ttuszczow.

Szacowana czesto$¢ urodzen waha sie od 1/100 000 do 230 000 na catym sSwiecie. W literaturze
medycznej opisano mniej niz 250 oséb z tg choroba.

Dtugookresowe skutki nieleczonego niedoboru beta-ketotiolazy obejmujg: obnizenie inteligencji,
zaburzenia rytmu serca i jego powiekszenie, zaburzenia wzrostu, zaburzenia napiecia miesni,
wystepowanie niekontrolowanych ruchdw, obnizenie liczby ptytek krwi, obnizenie liczby biatych
krwinek (podwyzszone ryzyko infekgcji).

Niedobér hydrolazy 3-hydroksyizobutyrylo-CoA (ang. 3-hydroxyisobutyryl-CoA hydrolase, HIBCH) jest
to rzadka choroba metaboliczna, dziedziczona w sposdb autosomalny recesywny. Niedobdr enzymu
HIBCH jest spowodowany przez mutacje w genie HIBCH. Organizm nie posiadajgcy wystarczajgcej ilosci
funkcjonalnego enzymu, nie moze roztozy¢ aminokwasu waliny. W rezultacie w organizmie gromadzg
sie toksyczne metabolity tego aminokwasu, najwiecej w mitochondriach.

Rozpowszechnienie choroby szacuje sie na <1/130 000 - 1 000 000.

Wczesne objawy obejmuja: stabe napiecie miesniowe, zaburzenia zywienia, drgawki i stopniowa utrate
podstawowych umiejetnosci poznawczych.

Alternatywna technologia medyczna

Zgodnie z aktualnym Obwieszczeniem MZ we wskazaniach: choroba syropu klonowego, deficyt beta-
ketotiolazy, deficyt hydrolazy 3-hydroizoksybutrylo-CoA nie sg refundowane zadne srodki spozywcze
specjalnego przeznaczenia zywieniowego ($sspz) o zblizonym sktadzie do ocenianych preparatéw.

Wedtug danych przekazanych przez MZ, w 2021 r. w ocenianych wskazaniach sprowadzano w ramach
importu docelowego nastepujgce $sspz: Isoleucine 50, Valine 50, Basic -p oraz Fruiti Vits.

Zgodnie z opinig eksperta klinicznego dieta niskobiatkowa jest zalecana wszystkim pacjentom. Powinna
by¢ ona jednak uzupetniania preparatem aminokwasowym oraz aminokwasami pojedynczymi.
Zastosowanie poszczegdélnych produktow jest uzaleznione od aktualnego stanu chorego.

Opis wnioskowanego swiadczenia

Oceniane $rodki spozywcze specjalnego przeznaczenia zywieniowego, tj. preparaty MSUD Anamix
Junior, MSUD Anamix Junior LQ, MSUD Anamix Infant, MSUD Cooler, MSUD Express, MSUD Lophlex
LQ 20, MSUD Gel przeznaczone sg do stosowania u pacjentdw z chorobg syropu klonowego. Zawierajg
mieszanke aminokwaséw bez leucyny, izoleucyny oraz waliny, MSUD Cooler, MSUD Lophlex LQ 20
i MSUD Anamix Junior LQ nie zawierajg dodatkowo L-glutaminy. Ponadto w ich sktad wchodzg
weglowodany, witaminy i mineraty i pierwiastki sladowe. Wiekszo$¢ ocenianych $sspz jest w postaci
proszku, jedynie MSUD Cooler, MSUD Anamix Junior LQ i MSUD Lophlex LQ 20 sg w postaci ptynu.

Oceniane $sspz réznig sie ze wzgledu na wiek populacji docelowej, dla jakiej sg przeznaczone,
a dawkowanie jest indywidualne — do ustalenia przez lekarza lub dietetyka, w zaleznosci od wieku,
masy ciafa i stanu zdrowia pacjenta.
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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 Srodkéw publicznych istanowiq alternatywne leczenie
dostepne w danym problemie zdrowotnym. Nastepnie ocena ta wymaga okreslenia wiarygodnosci
zebranych danych oraz poréwnania 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 poréwnaniu do innych rozwazanych opcji
terapeutycznych.

W ramach przeprowadzonego przegladu systematycznego nie odnaleziono dowoddéw naukowych
oceniajacych skutecznos$é i bezpieczenstwo wnioskowanych $sspz.

Uwzgledniajagc dowody dotyczace stosowania mieszanek aminokwaséw wolnych od leucyny,
izoleucyny i waliny w leczeniu: choroby syropu klonowego, deficytu beta-ketotiolazy i deficytu
hydrolazy 3-hydroksyizobutyrylo-CoA, przedstawiono wnioski pochodzace z:

e de Lonlay 2021 - retrospektywnego badania obserwacyjnego, ktérego celem byto opisanie
postepowania w praktyce klinicznej u pacjentdw z dekompensacja/kryzysem metabolicznym
w przebiegu MSUD. Uwzgledniono dane 55 pacjentéw (Francja, Niemcy), u ktérych wystgpito
tagcznie 129 epizodéw dekompensacji metabolicznej. Stosowano doustng/dozylng
suplementacje bez aminokwasow rozgatezionych (BCAA);

e Medina 2021 - retrospektywnego badania, ktorego celem byt opis procedury diagnostycznej
i terapii 45 pacjentéw z MSUD w jednym osrodku (Chile). Analizowani pacjenci otrzymywali
suplementacje zywieniowg w postaci ssspz;

e Griinert 2020 - przegladu literatury, ktérego celem byto przedstawienie podsumowania
dostepnych danych na temat postepowania oraz obrazu klinicznego BKD;

e Wang 2021 —retrospektywnej analizy serii przypadkdéw pacjentéw z HIBCH zidentyfikowanych
w bazie danych obejmujacej 181 pacjentéow w latach 2012-2019, gdzie zidentyfikowano
8 chorych z HIBCH. Analizie poddano wyniki badan pacjentéw z niedoborem HIBCH.

Przedstawiono réwniez wyniki badania HALLAM 2005, ktérego celem byto zbadanie skutecznosci
i tolerancji preparatu MSUD express u mtodziezy i dorostych pacjentéw z MSUD (badanie
uwzglednione w raportach 0T.4311.7.2018, OT.4311.11.2018).

Skutecznos¢ kliniczna

W badaniach uwzgledniajagcych pacjentow z MSUD wskazano, Ze suplementacja preparatami
bez BCAA, niezaleznie od drogi podania, jest skuteczna w obnizaniu neurotoksycznych poziomoéw
leucyny. Podkreslono, ze dozylne podawanie suplementow dietetycznych bez BCAA moze by¢
szczegllnie przydatng alternatywg w nagtych przypadkach, gdy pacjent nie jest w stanie przyjgé/nie
toleruje leczenia doustnego lub podania dojelitowego (de Lonlay 2021).

W publikacji Medina 2021 opisano jedynie postepowanie dietetyczne stosowane u pacjentow.
Natomiast w badaniach dla BKD i HIBCH nie przedstawiono informacji pozwalajgcych na dokonanie
oceny stosownego u pacjentéw postepowania dietetycznego (podano tylko jego opis).

Na podstawie analizy: odnalezionych publikacji, ulotek preparatéw oraz otrzymanych opinii ekspertéw
klinicznych mozna stwierdzi¢, iz oceniane ssspz mogg wchodzi¢ w sktad diet stosowanych u pacjentéw
z MSUD, BKD i HIBCH.
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HALLAM 2005 (0T.4311.7.2018, 0T.4311.11.2018)

Na poczatku badania srednie (zakres) z o$miu poprzednich stezen leucyny (przy wczesniejszym
stosowaniu preparatu MSUD Aid IIl) wyniosto 564 umol/I (430-817 umol/l), a podczas badania (przy
zastosowaniu MSUD express) wyniosto 382 pmol/l (181-603 umol/l). Sredni procentowy spadek
Srednich stezen leucyny wynidst 32%.

U trzech z czterech pacjentéw niski poziom leucyny spowodowat wzrost w dziennym spozyciu biatka
naturalnego. MSUD Express zostat oceniony jako "doskonaty" lub "dobry" przez wszystkich pacjentéw
na podstawie oceny: wygladu, smaku, zapachu i tekstury. Wszyscy pacjenci uznali produkt MSUD
express za "tatwy" lub "bardzo tatwy" w przygotowaniu zaréwno w domu jak i poza nim.

Bezpieczeristwo

Podczas hospitalizacji zgtoszono siedem powaznych zdarzen niepozgdanych (SAE), ktore wystgpity
u dwéch pacjentéw. Obejmowaty one: goraczke, drazliwos¢, nudnosci, bol gtowy, bdl brzucha
i wymioty.

Nudnosci i wymioty okreslono jako zwigzane z leczeniem, suplement dojelitowy bez BCAA byt zle
tolerowany. W grupie przyjmujgcej preparat dozylnie nie odnotowano zadnych SAE. Wszystkie
zdarzenia miaty charakter przejsciowy (de Lonlay 2021).

W pozostatych publikacjach nie odniesiono sie do bezpieczeristwa stosowanej suplementacji.
Ograniczenia analizy

Gtéwnym ograniczeniem analizy jest brak dowodéow dotyczacych skutecznosci klinicznej ocenianych
Srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego.

Nalezy zauwazy¢, iz wskazanie oceniane w niniejszym opracowaniu dotyczy choréb rzadkich, zatem
przeprowadzenie badan klinicznych nad stosowaniem tego typu produktéw w szerszej populacji
jest utrudnione.

Propozycje instrumentow dzielenia ryzyka

Nie dotyczy.

Ocena ekonomiczna, w tym szacunek kosztéow do uzyskiwanych efektow 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 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 prég optacalnosci wynosi 166 758 zt (3 x 55 586 zt).
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WskazZnik 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, wéwczas preparaty sprowadzono dla 24 pacjentéw z MSUD,
4 pacjentéw z BKD oraz 1 pacjenta z HIBCH.

Koszt szacunkowy netto za opakowanie wg danych MZ wynosit odpowiednio:
e MSUD Anamix Junior, opakowanie 30 saszetek 36 g —1 978,00 zt;
e MSUD Anamix Infant, puszka 400 g — 645,93 zi;
e  MSUD Anamix Junior LQ, opakowanie 36 butelek po 125 ml -2 742,14 zt;
e MSUD Gel, opakowanie 30 saszetek po 24 g — 2 218,27 zt;
e MSUD Cooler 10, opakowanie 30 saszetek po 87 ml —3 394,39 zi;
e MSUD Cooler 15, opakowanie 30 saszetek po 130 ml -2 693,32 zt;
e MSUD Cooler 20, opakowanie 30 saszetek po 174 ml -6 873,75 zt;
e MSUD Express 15, opakowanie 30 saszetek po 25 g — 4 668,52 zt;
e MSUD Express 20, opakowanie 30 saszetek po 34 g —6 702,23 zi;
e MSUD Lophlex LQ, opakowanie 30 saszetek po 125 ml — 4 553,36 zt.

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 2021 r., poz. 523 z péin. zm.)

JeZeli analiza kliniczna wnioskodawcy nie zawiera randomizowanych badarn 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 wspofczynniku uzyskiwanych efektow zdrowotnych do kosztow ich uzyskania.

Nie dotyczy.

Ocena wptywu na system ochrony zdrowia, w tym wptywu na budzet ptatnika publicznego
Ocena wplywu 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”) sg 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 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 wpfyng¢ na organizacje udzielania swiadczen (szczegdlnie
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w kontekscie dostosowania do wymogdw realizacji nowej terapii) oraz na dostepnosc innych swiadczen
opieki zdrowotnej.

Na podstawie danych MZ oraz opinii ekspertéw klinicznych mozna przypuszczaé, ze wnioski
o sprowadzenie ocenianych $sspz w trybie importu docelowego beda dotyczy¢ kilkunastu pacjentéw
w roku (wg danych MZ populacja docelowa wynosi od 1 do 6 oséb w zaleznosci od danego $sspz).

W 2021 roku oceniane $rodki spozywcze sprowadzono dla tgcznie 29 pacjentédw (rozpatrzono
pozytywnie 47 wnioskéw). Catkowity koszt zwigzany z ich refundacjg wynidst 1 896 577,95 zt.
Uwagi do proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka

Nie dotyczy.

Uwagi do zapisow programu lekowego

Nie dotyczy.

Omdwienie rozwigzan proponowanych w analizie racjonalizacyjne;j

Przedmiotem analizy racjonalizacyjnej jest identyfikacja mechanizmu, ktdrego wprowadzenie
spowoduje uwolnienie srodkow publicznych w wysokosci odpowiadajgcej co najmniej wzrostowi
kosztéow 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 srodkdw publicznych wykazuje wzrost kosztéw refundacji.

Nie dotyczy.

Omodwienie rekomendacji wydawanych w innych krajach w odniesieniu do ocenianej
technologii

Rekomendacje kliniczne

Nie odnaleziono rekomendacji odnoszacych sie do wskazan: deficyt beta-ketotiolazy i deficyt hydrolazy
3-hydroksyizobutrylo-CoA.

Uwzgledniono wytyczne dotyczace postepowania z pacjentami z MSUD, wydane przez: NECMP 2020,
BIMDG 2017, GMDI 2017, Konsensus ekspertéw USA 2014.

Wedtug wytycznych klinicznych kluczowa role w postepowaniu medycznym u pacjentéw z MSUD
odgrywa dieta, polegajaca na odpowiedniej podazy egzogennych aminokwaséw wolnych od BCAA,
odpowiedniej podazy ptyndw, zapewnieniu wtasciwego bilansu energetycznego i réwnowagi
kwasowo-zasadowej, oraz stabilizacji innych parametréw biochemicznych. Pacjenci z MSUD w stanie
ostrym wymagajg leczenia za pomocg dializ, zywienia pozajelitowego badz zywienia przez zgtebnik.

W brytyjskiej rekomendacji BIMDG 2017, w zalecanej dietetycznej $ciezce postepowania przy MSUD
wskazano bezposrednio na jeden z ocenianych preparatow - MSUD Anamix Infant.

Rekomendacje refundacyjne

W wyniku wyszukiwania nie odnaleziono rekomendacji refundacyjnych dotyczacych $rodkow
spozywczych stosowanych w analizowanych wskazaniach.



Rekomendacja nr 58/2022 Prezesa AOTMIT z dnia 15 czerwca 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: MSUD Anamix Infant,
MSUD Anamix Junior, MSUD Anamix Junior LQ, MSUD Gel, MSUD Cooler, MSUD Express, MSUD Lophlex LQ we
wskazaniach: choroba syropu klonowego, deficyt beta-ketotiolazy deficyt hydrolazy 3-hydroksyizobutyrylo-CoA,
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. 463 z p6zn. zm.), po uzyskaniu
Stanowiska Rady Przejrzystosci nr 56/2022 z dnia 13 czerwca 2022 roku w sprawie zasadno$ci wydawania zgéd
na refundacje srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego: MSUD Anamix Infant, MSUD
Anamix Junior, MSUD Anamix Junior LQ, MSUD Gel, MSUD Cooler, MSUD Express, MSUD Lophlex LQ we
wskazaniach: choroba syropu klonowego, deficyt beta-ketotiolazy deficyt hydrolazy 3-hydroksyizobutyrylo-CoA.

PiSmiennictwo

1. Stanowisko Rady Przejrzystos$ci nr 56/2022 z dnia 13 czerwca 2022 roku w sprawie zasadnosci
wydawania zgdd na refundacje srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego: MSUD
Anamix Infant, MSUD Anamix Junior, MSUD Anamix Junior LQ, MSUD Gel, MSUD Cooler, MSUD Express,
MSUD Lophlex LQ we wskazaniach: choroba syropu klonowego, deficyt beta-ketotiolazy deficyt
hydrolazy 3-hydroksyizobutyrylo-CoA.

2. Raportnr0T.4211.1.2022, MSUD Anamix Infant, MSUD Anamix Junior, MSUD Anamix Junior LQ, MSUD
Gel, MSUD Cooler, MSUD Express, MSUD Lophlex LQ we wskazaniach: choroba syropu klonowego,
deficyt beta-ketotiolazy deficyt hydrolazy 3-hydroksyizobutyrylo-CoA, data ukoriczenia: 8 czerwca
2022 r.



