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Rekomendacja nr 30/2023
z dnia 27 marca 2023 r.
Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikac;ji
w sprawie zasadnosci wydawania zgody na refundacje
produktu leczniczego: One-Alfa (alfacalcidol) we wskazaniu:

krzywica hipofosfatemiczna (XLH)

Prezes Agencji rekomenduje wydawanie zgdd na refundacje produktu leczniczego: One-Alfa
(alfacalcidol) we wskazaniu: krzywica hipofosfatemiczna (XLH).

Uzasadnienie rekomendacji

Produkt leczniczy One-Alpha (alfacalcidol) jest wskazany u dorostych pacjentéw z przewlektg
niewydolnosciag nerek w leczeniu hipokalcemii, wtdérnej nadczynnosci przytarczyc
oraz osteodystrofii. Oceniane wskazanie tj. krzywica hipofosfatemiczna jest zatem
wskazaniem off-label.

Wyniki odnalezionych badan dotyczacych ocenianej technologii sugeruja, ze leczenie ztozone
z alfakalcydolu i fosforanéw moze wptywaé na poprawe w zakresie stezeh markeréw kostnych
oraz gestosci mineralnej kosci. Wskazane badania wykazaty istotnie mniejszg czestos¢
wystepowania deformacji u dorostych leczonych w dziecinstwie alfacalcidiolem w stosunku do
nie leczonych. Ponadto obserwowano istotnie wyzsze wartosci zjonizowanego wapnia i FGF23
w surowicy (odpowiednio p = 0,01 i 0,008) oraz istotnie nizsze wartosci TPO4/GFR i fosforanu
w surowicy (p = 0,001 i 0,008) w poréwnaniu z pacjentami nigdy nieleczonymi.

Stosowanie alfakalcydolu jest zalecane w wytycznych postepowania medycznego. Wytyczne
wydane przez NICE 2018, BPABG 2020 i GDG 2022 obok doustnych soli fosforanowych,
stosowanie aktywnych analogdéw witaminy D (w tym alfakalcydolu) uznajg za konwencjonalng
terapie w krzywicy hipofosfatemicznej. Nalezy mie¢ na uwadze, ze istniejg alternatywne
technologie bardziej skuteczne i lepiej tolerowane przez pacjentow.

Uwzgledniono ponadto, ze produkt leczniczy zawierajgcy substancje czynng alfakalcidol —
(Alfadiol) byt refundowany w analizowanym wskazaniu do konca 2021 roku.
Wg zaktualizowanych zatozen, szacuje sie, ze roczny koszt leczenia 30 oséb wyniesie
ok. 42 tys. zt.

W zwigzku z powyzszym, zebrane w procesie oceny informacje uznano za wystarczajace,
by uzasadni¢ wydawanie zgdd na refundacje produktu leczniczego One-Alfa (alfacalcidol)
w analizowanym wskazaniu.
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Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy oceny zasadnosci wydawania zgdd na refundacje produktu
leczniczego:

e One Alfa Alfacalcidol kapsutki 0,25 ug
e One Alfa Alfacalcidol kapsutki 0,5 pg
e One Alfa Alfacalcidol kapsutki 1 pug

we wskazaniu krzywica hipofosfatemiczna (XLH) na podstawie art. 39 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. 2555 z pdzn. zm.).

Problem zdrowotny

Krzywice to heterogenna grupa schorzen ogélnoustrojowych manifestujagcych sie zaburzeniami
gospodarki wapniowo-fosforanowej w okresie niemowlecym lub poniemowlecym, prowadzacymi
do ujemnego bilansu wapnia i/lub fosforandw w ustroju, a w konsekwencji do zaburzerh mineralizacji
tkanki kostnej, deformacji kosci i nieprawidtowego wzrostu. W wiekszosci przypadkéw problem
dotyczy ujemnego bilansu wapnia i/lub niedoboru, zaburzenia aktywacji lub funkcji witaminy (dziatanie
receptorowe lub pozareceptorowe) majgcej udziat w regulacji gospodarki wapniowej. Znacznie
rzadziej powodem sg zaburzenia gospodarki fosforanowej manifestujace sie jako heterogenna grupa
krzywic hipofosfatemicznych.

Termin krzywice hipofosfatemiczne obejmuje choroby:

e zaleine od fosfatoniny FGF23 (sprzezona z chromosomem X, autosomalnie dominujaca
autosomalnie recesywna krzywica hipofosfatemiczna, XHR),

e powodowane mutacjami rédznych gendw zaangazowanych w regulacje resorpcji fosforu
w nerkach (PHEX, FGF23, DMP1, ENPP1), ktéra indukuje wzrost poziomu krazacego FGF23,

e niezalezne od FGF23, takie jak wrodzona krzywica hipofosfatemiczna z hiperkalciurig (HHRH),
uwarunkowang mutacjami w genie kodujgcym (zalezny od sodu transporter fosforu SLC34A3).

Najczesciej wystepujgca i najlepiej poznana jest krzywica hipofosfatemiczna zwigzana z chromosomem
X (XLH, ang. X-linked hypophosphatemia). Wystepuje z czestoscig 1/20 000 urodzen. Klinicznie choroba
zazwyczaj ujawnia sie w pierwszych dwéch latach zycia.

Liczba nowych zachorowan w ciggu roku w Polsce zostata oszacowana na ok. 16 oséb na podstawie
dostepnych danych statystycznych.

Alternatywna technologia medyczna

Wyboru alternatywnych technologii medycznych dokonano na podstawie wytycznych klinicznych,
opinii ekspertéw oraz Obwieszczenia MZ z dnia 21 grudnia 2022 r. w sprawie wykazu refundowanych
lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych
na 1 stycznia 2023 roku.

U chorych w omawianym wskazaniu stosowana jest suplementacja fosforanéw jako leczenie
objawowe. Alfakalcidol stosowany jest jako element kompleksowe] terapii konwencjonalnej
u pacjentdw ze stwierdzong krzywicg hipofosfatemiczna.

Zgodnie z informacjami przekazanymi przez Ministerstwo Zdrowia, w ramach importu docelowego
pacjentom w analizowanym wskazaniu dostarczane sg leki zawierajgce kalcytriol.

W grudniu 2022 roku oceniono zasadnos$¢ importowania leku Reducto spezial zawierajgcego roztwor
dwuwodorofosforanu potasu oraz monowodorofosforanu sodu dwuwodnego stosowanego
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w omawianym wskazaniu. Zaréwno Stanowisko Rady Przejrzystosci, jak i Rekomendacja Prezesa byty
pozytywne co do wydawania zgody na refundacje Reducto spezial w imporcie docelowym.

Opis wnioskowanego swiadczenia

Produkt leczniczy One-Alpha zawiera alfakalcydol, ktéry ulega w watrobie szybkiej konwersji do 1,25-
dihydroksywitaminy D3, metabolitu witaminy D3, ktéry petni role regulatora metabolizmu wapnia
i fosforanéw. Dzieki tej szybkiej konwersji terapeutyczne zalety alfa-D3 (alfakalcydolu) sg praktycznie
takie same jak 1,25- dihydroksywitaminy D3. Gtdwny efekt polega na zwiekszeniu stezenia 1,25-
dihydroksywitaminy D3 we krwi i zwiekszeniu w ten sposéb wchtfaniania wapnia i fosforanéw w
jelitach, nasileniu mineralizacji kosci, obnizeniu stezenia parathormonu w osoczu, a takze ograniczeniu
resorpcji kosci ze ztagodzeniem bdlu kosci i miesni.

One-Alpha (alfacalcidol) jest wskazany u dorostych pacjentéw z przewlektg niewydolnoscig nerek
w: leczeniu hipokalcemii, wtérnej nadczynnosci przytarczyc oraz osteodystrofii.

Oceniane wskazanie, tj. krzywica hipofosfatemiczna jest wskazaniem off-label.

Do konca 2021 r. w analizowanym wskazaniu refundacjg objety byt jedyny produkt leczniczy
zawierajgcy substancje czynna alfakalcidol — Alfadiol - w ramach kategorii dostepnosci w aptece
na recepte. Wraz z wejsciem w zycie Obwieszczenia MZ z dnia 20 grudnia 2021 r., w sprawie wykazu
refundowanych lekow, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow
medycznych na 1 stycznia 2022 r., lek ten przestat by¢ refundowany. Zgodnie z Komunikatem MZ z dnia
22.09.2022 r. przyczyna tego byto wycofanie leku przez podmiot odpowiedzialny.

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

W analizie klinicznej uwzgledniono dwa badania retrospektywne (Beck-Nielsen 2012, Rafaelsen 2016)
dotyczace pacjentdéw ze stwierdzona krzywicg hipofosfatemiczng, u ktérych stosowano alfakalcidol
i roztwory fosforanéw.

Witgczono réwniez przekrojowe badanie (Hansen 2018, Shanhogue 2017) oceniajgce metabolizm
kostny oraz potencjalne skutki terapii alfakalcydolem i fosforanami u pacjentéw z krzywica
dziedziczong w poréwnaniu:

e ze zdrowymi osobami stanowigcymi grupe kontrolng (Hansen 2018),
e 7 grupg nieleczong (Shanbhogue 2017).

Uwzgledniono ponadto publikacje zawierajacg opisy 27 przypadkéw chorych ze stwierdzong
dziedziczng krzywica hipofosfatemiczng (McKenna 2018).

Skutecznos¢ kliniczna

Rafaelsen 2016
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Objawy dentystyczne wydawaty sie by¢ mniej powszechne u pacjentéw, ktérzy rozpoczeli leczenie
przed 1. rokiem zycia, co sugeruje znaczenie prawidtowej mineralizacji zebiny przed wyrzynaniem
sie zebow. Z drugiej strony rozpoczecie leczenia przed ukonczeniem 1. roku zycia nie doprowadzito
do poprawy wskaznika z-score wzrostu podczas ostatniej zarejestrowanej konsultacji.

Leczenie fosforanem i witaming D poprawito homeostaze mineralng i krzywice, ale nie w petni
skorygowato odchylenie osi szkieletu i w mniejszym stopniu skorygowato niedobdr wzrostu
w dziedzicznej krzywicy hipofosfatemicznej.

Beck-Nielsen 2012

Nie wykazano istotnych statystycznie rézinic w skutecznosci leczenia w okresie dzieciecym
objawiajagcym sie w pomiarach antropometrycznych ani ocenie ciezkosci szkieletu w poréwnaniu
z brakiem leczenia.

Hansen 2018, Shanbhogue 2017

Nie stwierdzono istotnej rdinicy w obszarowej gestosci mineralnej kosci (aBMD) w odcinku
ledzwiowym kregostupa lub biodra miedzy grupami nieleczonymi i leczonymi. Srednia zmiana aBMD
w okresie badania nie réznita sie miedzy nieleczonymi i leczonymi pacjentami z XLH w odcinku
ledZzwiowym kregostupa (odpowiednio -0,1% vs. - odpowiednio 3,4%; p = 0,769).

Mimo faktu iz stezenie zjonizowanego wapnia byto wyzisze aP0O4 nizsze w grupie leczonej
w poréwnaniu z grupg nieleczong (odpowiednio p = 0,015 i p = 0,026), Srednia zmiana w czasie dla obu
tych parametrow wykazywata tendencje spadkowg w grupie leczonej (p = 0,057 i p = 0,080,
odpowiednio). PTH i 1,25(0OH)2D nie rdznity sie istotnie miedzy grupami i nie zmieniaty sie istotnie
w okresie badania. Chociaz FGF23 byto wyzsze, a TmPO4/GFR nizsze w grupie leczonej w poréwnaniu
z grupg nieleczong (odpowiednio p = 0,016 i p = 0,002), zmiana S-FGF23 w okresie badania nie réznita
sie istotnie (p = 0,235) i TmPO4/GFR wykazywaty jedynie tendencje spadkowg w grupie leczonej
w czasie (p = 0,063). CTX byt wyzszy w grupie leczonej w poréwnaniu z grupg nieleczong (p = 0,022)
i nadal wzrastat w grupie leczonej w okresie badania (p = 0,044), PINP nie rdznit sie znaczgco miedzy
grupami i nie zmieniat sie znacznie w czasie.

Wyniki sugerujg, ze chociaz leczenie w wieku dorostym wigzato sie ze wzrostem resorpcji kosci,
nie powodowato utraty masy kostnej, jak wykazano ze stabilnego aBMD odcinka ledzwiowego
kregostupa i biodra. Autorzy badania sugerujg iz kontynuacja konwencjonalnego leczenia dorostych
z krzywica hipofosfatemiczng jest bezpieczna w przypadku aBMD.

Bezpieczeristwo

Dziatania niepozgdane One Alpha sg podobne do tych, ktére wystepujg przy nadmiernym spozyciu
witaminy D. Hiperkalcemia i prawdopodobnie zaostrzenie hiperfosfatemii sg czestszymi dziataniami
niepozgdanymi zgtaszanymi po zastosowaniu leku u pacjentéw z osteodystrofig nerek. Podwyzszony
poziom wapnia i fosforu zwieksza ryzyko zwapnienia w przerzutach i moze przyspieszy¢ pogorszenie
czynnosci nerek u niektérych pacjentow z przewlekta niewydolnoscig nerek.

Podczas stosowania srodkdw zawierajgcych w sktadzie alfakalcydol wystepowaty: choroby nerek
i uktadu moczowego, zaburzenia metabolizmu i odzywiania, zaburzenia ogdlne i stany w miejscu
podania, zaburzenia skéry i tkanki podskérnej, zaburzenia uktadu nerwowego i zaburzenia zotgdkowo-
jelitowe.

Ograniczenia analizy

Niepewnos¢ wnioskowania z przeprowadzonej analizy wynika gtdéwnie z ograniczonych dowodow
na skutecznos¢ leku — dostepna jest niewielka liczba badan i o niskiej jakosci.

Propozycje instrumentdéw dzielenia ryzyka
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Nie dotyczy.

Ocena ekonomiczna, w tym szacunek kosztow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych

Ocena ekonomiczna polega na oszacowaniu i zestawieniu kosztéw 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 dotyczqcych kosztow i efektow zwigzanych z zastosowaniem nowej terapii
i poréwnanie 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
zZ wyzszym kosztem w poréwnaniu 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 175 926 PLN/QALY (3 x 58 642 PLN).

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 zasobdow.

Zgodnie z danymi przekazanymi przez Ministerstwo w 2022 roku (w miesigcach sierpien-wrzesien)
wydano :25 opakowan One-Alfa 1 ug (7 decyzji dla 7 réznych numeréw PESEL), 10 opakowan One-Alfa
0,5 pg (5 decyzji dla 5 réznych numeréw PESEL) oraz 2 opakowania One-Alfa 0,25 pg (pojedyncza
decyzja dla pojedynczego numeru PESEL).

Sumaryczny koszt importu leku wynidst:
¢ One Alfa Alfacalcidol kapsutki 0,25 pug — 320 zt (160 zt za opakowanie);
e One Alfa Alfacalcidol kapsutki 0,5 ug — 2 640 zt (264 zt za opakowanie);
e One Alfa Alfacalcidol kapsutki 1 ug —10 100 zt (404 zt za opakowanie).

Wskazanie czy zachodzg okolicznosci, o ktdrych 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. 2555, z p6Zn. zm.)

Jezeli analiza kliniczna wnioskodawcy nie zawiera randomizowanych badan klinicznych dowodzgcych
wyzZszosci leku nad technologiami medycznymi dotychczas refundowanymi w danym wskazaniu, to
urzedowa cena zbytu leku musi byc¢ skalkulowana w taki sposéb, 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.
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Szacunki dotyczgce wydatkow 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 srodkéow na leczenie danego problemu zdrowotnego, czy tez wiqgze 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 wpfyng¢ na organizacje udzielania swiadczen (szczegdlinie
w kontekscie dostosowania do wymogow realizacji nowej terapii) oraz na dostepnosc innych swiadczen
opieki zdrowotnej.

Wielkos¢ populacji docelowej, tj. od 13 do 30 pacjentdw przyjeto na podstawie danych ze zlecenia MZ,
danych epidemiologicznych oraz opinii eksperta.

Oszacowano, ze roczny koszt importu leku One-Alfa dla wariantéw populacyjnych: 13, 18 i 30
pacjentéw wynosi¢ bedzie odpowiednio: 18,22 tys. zt, 25,23 tys. zt, 42,05 tys. zt.

Podkreslenia wymaga fakt, iz powyzsze obliczenia mogg nie odzwierciedlaé rzeczywistych wydatkow
ponoszonych przez ptatnika publicznego w zwigzku z rzeczywistym dawkowaniem alfakalcydolu,
a takze liczbg pacjentéw, u ktérych stosowanie produktu leczniczego One-Alfa bytoby wskazane.

Uwagi do proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka

Nie dotyczy.

Uwagi do zapiséw programu lekowego

Nie dotyczy.

Omdwienie 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 wptfywu na budzet podmiotu zobowigzanego
do finansowania Swiadczen ze Srodkow publicznych wykazuje wzrost kosztow refundacji.

Nie dotyczy.
Omodwienie rekomendacji wydawanych w innych krajach w odniesieniu do ocenianej
technologii

Odnaleziono trzy dokumenty wytycznych klinicznych wydanych przez NICE 2018, BPABG 2020 i GDG
2022.

Wedtug ww. rekomendacji doustne podawanie soli fosforanowych w kilku dawkach dziennie
i aktywnych analogéw witaminy D (w tym alfakalcydolu) uznaje sie za konwencjonalng terapie
w krzywicy hipofosfatemiczne;.

Wytyczne GDG 2022 zalecajg wdrozenie leczenia zaraz po rozpoznaniu choroby u dzieci i podawanie
soli fosforanowych (w dawce 20-60 mg/kg masy ciata dla dzieci i 750-1,600 mg na dobe dla dorostych).

W dokumencie BPAPG 2020 podkresla sie jednak, ze takie postepowanie nie leczy patofizjologii
podwyzszonej hipofosfatemii wywotanej przez FGF23, a powoduje jedynie przejsciowy wzrost stezenia



Rekomendacja nr 30/2023 Prezesa AOTMIT z dnia 27 marca 2023 r.

fosforanédw w surowicy. Aktywne analogi witaminy D mogg zapobiegaé nadczynnosci przytarczyc,
zwiekszajg natomiast ryzyko nefrokalcynozy.

Wszystkie odnalezione wytyczne wskazujg, ze opcjg moze by¢ leczenie burosumabem. Lek mozna
podawac od 1 roku zycia, po potwierdzeniu diagnozy badaniem radiologicznym, i kontynuowa¢ do
zakonczenia wzrostu kostnego. Leczenie burosumabem zaleca sie rozwazyé w przypadkach
wystepowania uporczywych dolegliwosci bolowych kosci i/lub stawdw i/lub osteomalacjg, przy
ztamaniach rzekomych lub ztamaniach zwigzanych z osteomalacjg oraz przy niewystarczajgcej
odpowiedzi na leczenie konwencjonalne.

Wytyczne GDG 2022 dopuszczajg leczenie rhGH u dzieci o niskim wzroscie, pod warunkiem, ze poziomy
fosfatazy alkalicznej i parathormonu sg kontrolowane.

Rekomendacje refundacyjne

W wyniku wyszukiwania odnaleziono jedng rekomendacje dotyczgcy finansowania ocenianego
produktu wydang przez Zorginstituut Nederland (ZIN) w 2022 roku.

ZIN sugeruje refundowanie alfacalcidolu, kalcitriolu i dihydrotachysterolu u pacjentéw
ze schorzeniami, ktdre zawierajg sie we wskazaniach zarejestrowanych.

Podstawa przygotowania rekomendacji

Rekomendacja zostata przygotowana na podstawie zlecenia Ministra Zdrowia (znak pisma:
PLD.45340.2854.2022.1.KB), odnosnie przygotowania rekomendacji Prezesa w sprawie zasadnosci wydawania
zgody na refundacje produktu leczniczego: One-Alfa (alfacalcidol) we wskazaniu: krzywica hipofosfatemiczna
(XLH), na podstawie art. 39 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, Srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2022 r. poz. 2555, z pdin. zm.),
po uzyskaniu Stanowiska Rady Przejrzystosci nr 30/2023 z dnia 20 marca 2023 roku w sprawie zasadnosci
wydawania zgdd na refundacje produktu leczniczego: One-Alfa (alfacalcidol) we wskazaniu: krzywica
hipofosfatemiczna (XLH).

PiSmiennictwo

1. Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 30/2023 z dnia 20 marca 2023 roku w sprawie zasadnosci wydawania
zgdod na refundacje produktu leczniczego: One-Alfa (alfacalcidol) we wskazaniu: krzywica
hipofosfatemiczna (XLH).

2. Raport nr 0T.4211.20.2022 dotyczacy produktu leczniczego: One-Alfa (alfacalcidol) we wskazaniu:
krzywica hipofosfatemiczna (XLH).



