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Rekomendacja nr 25/2023
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Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
w sprawie oceny Srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego MCT Procal
we wskazaniach:
deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt dehydrogenazy pirogronianu,
deficyt palmitylotransferazy karnityny (CPT), deficyt transportera

glukozy GLUT-1, acyduria malonowa

Prezes Agencji rekomenduje wydawanie zgdd na refundacje Srodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego MCT Procal we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD,
deficyt dehydrogenazy pirogronianu, deficyt palmitylotransferazy karnityny (CPT), deficyt
transportera glukozy GLUT-1, acyduria malonowa.

Uzasadnienie rekomendacji

Przeprowadzono aktualizacje wyszukiwania w zakresie istnienia nowych dowoddw
naukowych oraz wytycznych klinicznych wzgledem rekomendac;ji z dnia 18 lipca 2019 roku
nr 53/2019 Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji w sprawie zasadnosci
wydawania zgody na refundacje S$rodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego: MCT procal we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt
dehydrogenazy pirogronianu, deficyt transportera glukozy GLUT-1, acyduria malonowa.
W zakresie analizy nowego wskazania (deficyt palmitylotransferazy karnityny (CPT))
poszukiwano wytycznych klinicznych oraz badan dotyczacych produktu MCT Procal.

Zidentyfikowano dwa doniesienia niskiej wiarygodnosci (opisy przypadkéw) dla wskazan:
deficyt palmitylotransferazy karnityny (CPT), acyduria malonowa.

Nie odnaleziono natomiast nowych dowoddéw naukowych dla pozostatych wskazan.

Zgodnie z wytycznymi klinicznymi, suplementacja $redniotaiicuchowymi kwasami
ttuszczowymi (MCT) jest zalecana u pacjentow z zaburzeniami utleniania dtugotaricuchowych
kwasow ttuszczowych.

Wedtug otrzymanych danych, w latach 2021-2022r. produkt zostat sprowadzony
dla 29 pacjentdw, a tgczna warto$¢ refundacji produktu MCT Procal wynosita ok. 197 tys. zt.
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W zwigzku z ograniczong wielkoscig dotychczasowej populacji oraz ceng preparatu nalezy
spodziewac sie nieznacznego obcigzenia budzetu ptatnika publicznego zwigzanego z dalszg
refundacjg ocenianego produktu.

Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy oceny zasadnos$ci wydawania zgdd na refundacje produktu
leczniczego:

e  MCT Procal, proszek do sporzadzania zawiesiny doustnej, saszetki 16 g,

we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt dehydrogenazy pirogronianu, deficyt
palmitylotransferazy karnityny (CPT), deficyt transportera glukozy GLUT-1, acyduria malonowa;
na podstawie art. 39 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekdw, Srodkdéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2022 r. poz. 2555,
z pozn. zm.).

Problem zdrowotny

Analizowane wskazania obejmujg szeroki zakres problemdéw zdrowotnych nalezgcych do zaburzen
metabolicznych.

Deficyt LCHAD

Deficyt dehydrogenazy 3-hydroksyacylo-koenzymu A dtugofaricuchowych kwaséw ttuszczowych
(niedobor LCHAD, ang. long-chain 3-hydroxyacyl-coenzyme A dehydrogenase deficiency, LCHAD
deficiency) nalezy w populacji polskiej do najczesciej ujawniajgcych sie klinicznie zaburzen procesu
oksydacji kwaséw ttuszczowych. Biatko o aktywnosci 3-hydroksyacylo-CoA dtugotaricuchowych
kwaséw ttuszczowych jest czescig biatka tréjfunkcyjnego MTP, zwigzanego z wewnetrzng btong
mitochondrialng, ktdre katalizuje trzy kolejne reakcje w procesie beta-oksydacji kwasow ttuszczowych.

Choroba ujawnia sie w niemowlectwie lub wczesnym dziecinstwie. Na obraz kliniczny niedoboru
LCHAD sktadaja sie: nieche¢ do jedzenia, wymioty, hipoglikemia, hipotonia miesniowa, niewydolnos¢
watroby, polineuropatia obwodowa i nieprawidtowosci siatkdwki.

Rokowanie dla pacjentéw, u ktérych stwierdzono chorobe na podstawie objawdw klinicznych byto
zazwyczaj niepomysine. Dzieki obecnym mozliwosciom wczesnego wykrycia i mozliwosciom
terapeutycznym rokowanie sie poprawia i co raz wiecej chorych osigga wiek dojrzaty.

Czestos¢ wystepowania deficytu LCHAD oceniono na 0,8/10 000 na terenie UE. Wedtug danych
dostepnych na stronie orpha.net przewiduje sie, ze czestos$¢ wystepowania wynosi 1/120 000 urodzen
w Polsce i 1/20 000 urodzer na Pomorzu. W latach 1997 — 2011 rozpoznano LCHAD u 16 dzieci, sposréd
ktérych 5 zmarto.

Deficyt VLCAD

Deficyt dehydrogenazy acylo-CoA kwaséw ttuszczowych o bardzo dtugim tancuchu (ang. very long
chain fatty acyl-CoA dehydrogenase deficiency — VLCAD) jest klinicznie podobny do deficytu LCHAD.
Réwniez nalezy do grupy zaburzen zuzytkowania wolnych kwaséw ttuszczowych spowodowanych
uposledzeniem ich utleniania wewnatrzmitochondrialnego (zaburzenia B-oksydacji kwaséw
ttuszczowych).

Obraz kliniczny deficytu VLCAD jest zblizony do obserwowanego w przypadku deficytu LCHAD. Objawy
mogg pojawiaé sie we wczesnym okresie niemowlecym, w pdinym okresie niemowlecym lub
dziecinstwie. U pacjentow mogg wystgpi¢: hipoglikemia hipoketotyczna, dysfunkcja watroby,
kardiomiopatia, dysfunkcja watroby bez kardiomiopatii. Objawy zaburzenia B-oksydacji kwaséw
ttuszczowych ujawniajg sie w okresach zwiekszonego katabolizmu (infekcja, gorgczka, stres) oraz
niedostatecznego doptywu energii (wymioty, wysitek fizyczny, nagta operacja).
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Szacuje sie, iz czestos¢ wystepowania deficytu VLCAD wynosi ok. 1/40 000 do 1/110 000 zywych
urodzen.

Deficyt PDCD

PDCD (deficyt dehydrogenazy pirogronianu) to rzadkie, genetyczne zaburzenie metabolizmu
weglowodandw, spowodowane niedoborem jednej z trzech podjednostek enzymu dehydrogenazy
pirogronianowej (PDC), ktdre biorg udziat w przeksztatcaniu pirogronianu w acetylo-CoA.

Poczatek i ciezkos¢ choroby zalezy od poziomu aktywnosci enzyméw PDC. Osoby z PDCD
rozpoczynajacym sie w okresie prenatalnym lub niemowlecym zazwyczaj umierajg we wczesnym
dziecinstwie. Osoby, u ktdérych PDCD rozwija sie pdzniej w dziecinstwie mogg mieé uposledzenie
umystowe i inne neurologiczne objawy, jednak zazwyczaj dozywajg dorostosci.

Czestos¢ wystepowania PDCD nie jest znana, ale zgtoszono kilkaset przypadkdow tej choroby. Wiecej
chtopcdédw niz dziewczat ma ciezkg postac choroby i wczesniej umiera. U dziewczat czesciej wystepujg
progresywne objawy neurologiczne, ale réwniez obserwowano u nich przypadki ciezkiej choroby.

Deficyt transportera glukozy GLUT-1

Zespot niedoboru transportera glukozy typu 1 (GLUT-1) to rzadkie, genetyczne zaburzenie
metaboliczne, charakteryzujgce sie niedoborem proteiny, dzieki ktdrej glukoza przekracza bariere
krew-modzg.

Najczestszym objawem tego zaburzenia sg drgawki (epilepsja), ktore zazwyczaj pojawiajg sie w ciggu
pierwszych kilku miesiecy zycia. U czesci pacjentow mogg one nie wystepowac. Dodatkowe objawy
obejmuja: zaburzenia w ruchach oczy-gtowa, zaburzenia ruchdw ciata, opdznienie rozwoju (np. mdzgu
i czaszki, co powoduje matogtowie) i réinego rodzaju uposledzenia poznawcze, niewyrazne
wypowiedzi i nieprawidtowosci jezykowe. Zespot niedoboru GLUT-1 klasyfikuje sie jako encefalopatie
padaczkowa, czyli grupe chordb, w ktérych napad padaczkowy zwigzany jest z progresywng dysfunkcjg
psychomotoryczna.

Osoby z zespotem niedoboru GLUT-1 nie odpowiadajg na leczenie tradycyjnymi lekami
przeciwpadaczkowymi, ale mogg by¢ leczone dietg ketogenna.

Czestos¢ zespotu niedoboru GLUT-1 jest nieznana, ale zgtoszono kilkaset przypadkéw tej choroby.
Dotyka ona w tym samym stopniu chtopcdw i dziewczat.

Acyduria malonowa

Acyduria malonowa to bardzo rzadka, dziedziczona autosomalnie recesywnie, choroba metaboliczna
spowodowana niedoborem dekarboksylazy malonylo-CoA. Dekarboksylaza malonylo-CoA bierze
udziat w degradacji malonylo-CoA. W wyniku akumulacji tego katalizatora zostaje zahamowana
synteza kwaséw ttuszczowych.

Leczenie obejmuje stosowanie diety ubogiej w ttuszcze i bogatej w weglowodany. Stosuje sie tez
suplementacje karnityny. Rokowanie jest rozne w zaleznosci od przypadku. Choroba moze prowadzi¢
do $mierci dziecka w okresie niemowlecym.

Opisano mniej niz 20 przypadkdéw; chorobowos¢ <1/1 min.

Deficyt palmitylotransferazy karnityny typu 1A (deficyt CPT1)

Wrodzony defekt metaboliczny wptywajacy na mitochondrialne utlenianie dtugotancuchowych
kwaséw ttuszczowych w watrobie i nerkach. Charakteryzuje sie nawracajgcymi atakami hipoglikemii
hipoketotycznej o réznym nasileniu (powodowanymi gtodzeniem lub wspdtistniejgcg chorobg) oraz
zwiekszonym ryzykiem encefalopatii watrobowej, prowadzgcej do niewydolnosci watroby. Dotychczas
opisano ok. 50 przypadkow.
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Leczenie polega przede wszystkim na unikaniu gtodzenia. Dodatkowo u dzieci mozna stosowac¢ nocne
dokarmianie surowg skrobig kukurydziang i/lub diete o obnizonej zawartosci ttuszczu i suplementacje
Sredniotancuchowych kwaséw ttuszczowych (ang. medium-chain triglycerides, MCT). Rokowanie jest
korzystne pod warunkiem podjecia leczenia.

Deficyt palmitylotransferazy karnityny typu 2 (deficyt CPT2)

Dziedziczne zaburzenie metaboliczne wptywajgce na mitochondrialne utlenianie dtugotaricuchowych
kwaséw ttuszczowych. Opisano trzy postacie choroby: postaé miopatyczna (charakteryzuje sie
nawracajgcymi atakami rabdomiolizy, bdlami i ostabieniem miesni wywotanymi dtugotrwatym
wysitkiem fizycznym, gtodzeniem, chorobg wirusowg lub ekstremalnymi temperaturami), ciezka
posta¢ niemowleca (charakteryzuje sie ciezkg nietolerancjg gtodu, prowadzacg do zaburzen
metabolicznych, takich jak hipoglikemia hipoketotyczna i encefalopatia watrobowa) i postac
noworodkowa (obejmuje objawy choroby wieku dzieciecego oraz cechy dysmorficzne
(np. torbielowate dysplastyczne nerki)).

Leczenie opiera sie na unikaniu dtugotrwatego postu (>12 h) oraz diecie niskottuszczowej
i wysokoweglowodanowej. Najczestsza posta¢ miopatyczna ma dobre rokowanie pod warunkiem
leczenia. Ciezka posta¢ niemowleca moze prowadzi¢ do nagtej Smierci w okresie niemowlecym
z powodu napadowych zaburzen rytmu serca. Posta¢ noworodkowa jest prawie zawsze Smiertelna
w pierwszych miesigcach zycia.

Alternatywna technologia medyczna

Wytyczne kliniczne w dietetycznym leczeniu pacjentéw z zaburzeniami utleniania dtugofaricuchowych
kwaséw ttuszczowych zalecajg ograniczenie podazy dtugotaricuchowych kwaséw ttuszczowych oraz
suplementacje sredniotaricuchowych kwaséw ttuszczowych (MCT).

Wytyczne w odniesieniu do schorzen, w ktérych wystepuje epilepsja zalecajg stosowanie diety
ketogenicznej.

Zgodnie z danymi MZ, w latach 2021-2022 w analizowanych wskazaniach sprowadzano réwniez inne
produkty, tj. MCT Qil, Monogen, Liquigen, Lipistart, Fruiti Vits, SOS 10, SOS 20, SOS 25, Milupa Basic-F,
DocOmega, Complete Amino Acid Mix, Paediatric Seravit, K.Yo, Betaquik.

Opis wnioskowanego $wiadczenia

Preparat MCT Procal nalezy do sSrodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego.
Zawiera biatko, weglowodany, ttuszcze, S$redniotancuchowe kwasy ttuszczcowe (MCT),
dtugotancuchowe kwasy ttuszczowe (LCT) i mineraty.

Preparat jest wysokoenergetyczny - 100 g produktu ma 700 kcal i 62,5 g MCT.

Jest wskazany do stosowania u pacjentow od 3. roku zycia w dietetycznym leczeniu zaburzen oksydacji
dtugotancuchowych kwaséw ttuszczowych, zaburzeniach wchtaniania ttuszczéw i innych zaburzen
wymagajacych wysokiej podazy Sredniotanncuchowych kwaséw ttuszczowych (MCT) i niskiej podazy
dtugotancuchowych tréjgliceryddéw (LCT).

Preparat MCT Procal nie jest przeznaczony do stosowania jako jedyne Zrédto pozywienia. Dawkowanie
jest zgodnie z zaleceniami lekarza lub dietetyka i uzaleznione od wieku, masy ciata wymagan
zywieniowych i stanu zdrowia pacjenta.

Ocena skutecznosci (klinicznej oraz praktycznej) i bezpieczennstwa

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 porownania wynikdw 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 przeprowadzonym przegladzie systematycznym nie odnaleziono nowych badarn dotyczacych
skutecznosci klinicznej i bezpieczenstwa dla preparatu MCT Procal we wskazaniach: deficyt LCHAD,
deficyt VLCAD, deficyt dehydrogenazy pirogronianu i deficyt transportera glukozy GLUT-1.

Dla wskazan deficyt palmitylotransferazy karnityny (CPT) i acyduria malonowa odnaleziono dwa opisy
przypadkdéw:

e Lee 2020 - opis przypadku pacjenta ze zdiagnozowang acyduriag malonowg;

e Alsahlawi 2022 - opis przypadku pacjenta ze zdiagnozowanym deficytem
palimtylotransferazy karnityny typu Il (CPT 11).

Skutecznos¢
Lee 2020

Opisano przypadek 3-miesiecznego chfopca, ktdry zostat przyjety do szpitala w celu diagnostyki
i leczenia kardiomegalii. W badaniu echokardiograficznym nie stwierdzono wad budowy serca,
natomiast stwierdzono istnienie hipokinetycznej przegrody miedzykomorowej wraz z paradoksalnym
ruchem przegrody, frakcja wyrzutowa wynosita 28%. U pacjenta zaobserwowano podwyziszone
stezenie C3DC w osoczu, nadmierne wydalanie malonianu oraz metylomalonianu z moczem, natomiast
w genie MLYCD zidentyfikowano dwa warianty patogenne, w tym nowa mutacje kodonu start
(c.1A>G). Przeprowadzone analizy biochemiczne i genu MLYCD potwierdzity diagnoze acydurii
malonowej. Wdrozono diete niskottuszczowg z zastosowaniem dtugo- i Sredniotancuchowych
trojglicerydédw (MCT) i suplementacje I|-karnityng (100 mg/kg/dzien). Po 3 tygodniach leczenia,
w echokardiogramie zaobserwowano poprawe frakcji wyrzutowej serca do poziomu 42%.
Po 7 miesigcach czynnos¢ serca pacjenta ulegta poprawie — frakcja wyrzutowa wyniosta 63% (wynik
w normie) z poziomem C3DC w osoczu wynoszgcym 1,53 umol/l. Po 9 miesigcach leczenia stezenie
malonianu i metylomalonianu w moczu zmniejszyto sie odpowiednio do poziomu 150,11 oraz
15,11 mmol/mol Cr. W momencie zakonczenia badania (obserwacji pacjenta) pacjent miat 5 lat
i kontynuowat diete (MCT) oraz stosowat suplementacje L-karnityng oraz karwedilol. Rozwdj pacjenta
byt prawidtowy (wzrost w przedziale 25-50 percentyla; masa ciata w przedziale 50-75 percentyla;
obwdd gtowy w przedziale 50-75 percentyla). Wykazywat natomiast ogdlne opdznienie rozwojowe
i wymagat terapii logopedycznej i fizjoterapeutycznej.

Alsahlawi 2022

Opisano przypadek pacjenta, ktory zostat przyjety do szpitala w okresie niemowlecym w celu
wykonania diagnostyki w kierunku choréb metabolicznych. Na podstawie wynikéw echokardiogramu
(tagodny przerost lewej komory i przegrody serca) i tandemowej spektrometrii mas (bardzo niskie
stezenie wolnej I-karnityny w surowicy) podejrzewano zaburzenie metaboliczne kwasdw ttuszczowych,
aczkolwiek analiza genetyczna byta niejednoznaczna. Mimo braku ostatecznej diagnozy, u pacjenta
rozpoczeto suplementacje I-karnityny oraz s$redniotancuchowych trdjglicerydéw (MCT) oraz
stosowano diete niskottuszczowg. W wieku 12 miesiecy pacjent doznat pierwszego kryzysu
metabolicznego, w wieku dwdch lat drugiego — gtdwnymi objawami byty gorgczka, wymioty,
hipoglikemia, leukocytoza, hiperamonemia, wysokie stezenie dehydrogenazy mleczanowej.
Przeprowadzono kolejne testy genetyczne — sekwencjonowanie Sangera wykazato obecnos¢ wariantu
c.161T>G (p.ille54Ser) w genie CPTIl, co ostatecznie potwierdzito diagnoze, tj. deficyt
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palmitylotransferazy karnityny. W wieku 6 lat pacjent przebyt kolejny kryzys metaboliczny
spowodowany infekcjg wirusowa (COVID-19). W momencie zakoriczenia badania (obserwacji pacjenta)
pacjent miat 7 lat i przez caty okres (od wieku niemowlecego) kontynuowat zalecang diete (m.in. MCT).
Wykazywat on normalny rozwéj zaréwno fizyczny, jak i psychiczny.

Ograniczenia

Gtéwnym ograniczeniem analizy klinicznej jest brak dowodéw dotyczacych efektywnosci klinicznej
i praktycznej stosowania produktu MCT Procal. Nieliczne dowody naukowe obejmujg stosowanie diety
uwzgledniajacej podaz sredniotaricuchowych trdéjglicerydéw (MCT).

Nie odnaleziono nowych dowoddéw dotyczacych stosowania mieszanek wzbogaconych o MCT
w populacji pacjentéw z deficytem VLCAD, deficytem LCHAD, deficytem dehydrogenazy pirogronianu
czy deficytem transportera glukozy GLUT-1.

Odnalezione dane s3 niskiej jakosci - pojedyncze opisy przypadkow.

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 mogg
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 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 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 prég optacalnosci wynosi 175 926 PLN/QALY (3 x 58 642 PLN).

WskazZnik kosztow-efektow zdrowotnych nie szacuje i nie wyznacza wartosci Zycia, pozwala jedynie
ocenic i m. in. na tej podstawie dokonac wyboru terapii zwigzanej z potencjalnie najlepszym.

Zgodnie z informacjami przekazanymi przez Ministerstwo Zdrowia, cena s$rodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego MCT Procal wynosi 421,09 zt. W latach 2021-2022
zrefundowano tacznie 465 opakowan produktu dla 29 pacjentéw.

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 2022 r. poz. 2555 z pdZn. 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 by¢ skalkulowana w taki sposob, aby koszt stosowania leku
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wnioskowanego do objecia refundacjq nie byt wyiszy niz koszt technologii medycznej
o najkorzystniejszym wspdfczynniku uzyskiwanych efektéw 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 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”) 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 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 wpfyng¢ na organizacje udzielania swiadczen (szczegdlinie
w kontekscie dostosowania do wymogow realizacji nowej terapii) oraz na dostepnosc innych swiadczen
opieki zdrowotnej.

Wydatki w latach 2021-2022 zwigzane z refundacjg MCT Procal wyniosty odpowiednio:
e we wskazaniu deficyt LCHAD: 149 486,95 zt;
e we wskazaniu deficyt VLCAD: 26 949,76 zi;
¢ we wskazaniu deficyt dehydrogenazy pirogronianu: 6 316,35 zi;
¢ we wskazaniu deficyt palmitylotransferazy karnityny (CPT): 2 526,54 zt;
e we wskazaniu deficyt transportera glukozy GLUT-1: 9 263,98 zt;
e we wskazaniu acyduria malonowa: 1 263,27 zt.
tacznie wydatki te wyniosty ok. 196 tys. zt (465 opakowan).

W latach 2021-2022 w analizowanych wskazaniach sprowadzano réwniez inne produkty, tj. MCT Oil,
Monogen, Liquigen, Lipistart, Fruiti Vits, SOS 10, SOS 20, SOS 25, Milupa Basic-F, DocOmega, Complete
Amino Acid Mix, Paediatric Seravit, K.Yo, Betaquik.

Uwagi do proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka

Nie dotyczy.

Uwagi do programu lekowego

Nie dotyczy.

Omodwienie rozwigzan proponowanych w analizie racjonalizacyjnej

Przedmiotem analizy racjonalizacyjnej jest identyfikacja mechanizmu, ktérego wprowadzenie
spowoduje uwolnienie srodkéw publicznych w wysokosci odpowiadajgcej co najmniej wzrostowi
kosztow wynikajgcemu z podjecia pozytywnej decyzji o refundacji wnioskowanej technologii
medycznej.
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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 innych krajach w odniesieniu do ocenianej
technologii
Odnaleziono 6 rekomendacji klinicznych odnoszacych sie do wnioskowanych wskazan:
e  British Inherited Metabolic Diseases Group (BIMDG 2017) (aktualizacja 2020);
e van Calcar 2020;
e Zalecenia dietetyczne w pediatrii 2019;
e National Institute for Health and Care Excellence (NICE 2022);
e Scottish Intercollegiate Guidelines Network (SIGN 2021);
e  GlutlDS Group 2020.

Zaburzenia metabolizmu ttuszczéw — zaburzenia oksydacji dtugotaricuchowych kwaséw ttuszczowych:

Zaburzenia B-oksydacji: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD

W terapii zaburzen oksydacji dtugotancuchowych kwaséw ttuszczowych zalecana jest dieta
niskottuszczowa i wysokoweglowodanowa. Diete mozna uzupetniaé sredniotancuchowymi kwasami
ttuszczowymi (MCT). Wazne jest unikanie okreséw gtodzenia i sytuacji mogacych prowadzi¢
do dekompensacji metaboliczne;j.

Zaburzenia cyklu karnityny: deficyt palmitylotransferazy karnityny (CPT | oraz CPT Il)

Nie odnaleziono oddzielnych wytycznych klinicznych dla deficytéw palmitylotransferazy karnityny.
Ogdlne wytyczne odnoszace sie do leczenia dietetycznego pacjentdéw cierpigcych na zaburzenia
utleniania  dtugotancuchowych  kwaséw  ttuszczowych  zalecajg  ograniczenie  podazy
dtugotancuchowych kwasdéw ttuszczowych oraz suplementacje S$redniofaricuchowych kwaséw
ttuszczowych (MCT).

Deficyt dehydrogenazy pirogronianu, deficyt transportera glukozy GLUT-1

Nie odnaleziono oddzielnych wytycznych klinicznych dla deficytu dehydrogenazy pirogronianu.
Wytyczne dotyczgce schorzen, w ktérych wystepuje epilepsja zalecajg stosowanie diety ketogenicznej
(wysokottuszczowej, klasycznej lub zmodyfikowanej, np. z wyiszg podazg Sredniotaricuchowych
kwasow ttuszczowych (MCT)).

Acyduria malonowa

Nie odnaleziono wytycznych klinicznych opisujacych zalecane postepowanie dietetyczne w przypadku
acydurii malonowe;.

Podstawa przygotowania rekomendacji

Rekomendacja zostata przygotowana na podstawie zlecenia z dnia 05.12.2022 r. Ministra Zdrowia (znak pisma:
PLD.45341.1251.2022.2.KB), odnosnie przygotowania rekomendacji Prezesa w sprawie zasadnosci wydawania
zgod na refundacje srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego:
e  MCT Procal, proszek do sporzgdzania zawiesiny doustnej, saszetki 16 g,

we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt dehydrogenazy pirogronianu, deficyt
palmitylotransferazy karnityny (CPT), deficyt transportera glukozy GLUT-1, acyduria malonowa; na podstawie
art. 39 ust. 3 ustawy zdnia 12 maja 2011 roku o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2022 r., poz. 2555 z pdzn. zm.), po uzyskaniu
Stanowiska Rady Przejrzystosci nr 26/2023 z dnia 13 marca 2023 roku w sprawie zasadno$ci wydawania zgéd
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na refundacje srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego MCT Procal we wskazaniach:
deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt dehydrogenazy pirogronianu, deficyt palmitylotransferazy karnityny (CPT),
deficyt transportera glukozy GLUT-1, acyduria malonowa.

PiSmiennictwo

1. Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 26/2023 z dnia 13 marca 2023 roku w sprawie zasadnosci wydawania
zgdd na refundacje srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego MCT Procal
we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt dehydrogenazy pirogronianu, deficyt
palmitylotransferazy karnityny (CPT), deficyt transportera glukozy GLUT-1, acyduria malonowa.

2. Raport nr 0T.4211.23.2022 (Aneks do opracowania nr: 0T.4311.8.2019) MCT Procal we wskazaniach:
deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt dehydrogenazy pirogronianu, deficyt palmitylotransferazy
karnityny (CPT), deficyt transportera glukozy GLUT-1, acyduria malonowa. Opracowanie na potrzeby
oceny zasadnosci wydawania zgody na refundacje. Data ukoriczenia: 9 marca 2023 r.



