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Rekomendacja nr 62/2023
z dnia 16 czerwca 2023 r.

Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje Srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego Lipistart we
wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt CPT1, deficyt
CPT2, chtonkobrzusze, wada serca — stan po leczeniu
kardiochirurgicznym

Prezes Agencji rekomenduje wydawania zgdd na refundacje srodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego Lipistart we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD,
deficyt CPT1, deficyt CPT2, chtonkobrzusze, wada serca — stan po leczeniu kardiochirurgicznym,
na podstawie art. 39 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych
specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych.

Uzasadnienie rekomendacji

Rekomendacja dotyczy oceny zasadnosci kontynuacji finansowania produktu leczniczego
Lipistart, w zwigzku z tym przeprowadzono aktualizacje w zakresie istnienia nowych dowodoéw
naukowych oraz wytycznych klinicznych w odniesieniu do rekomendacji nr 81/2019 z dnia
4 pazdziernika 2019 r. Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji w sprawie
zasadnosci wydawania zgody na refundacje srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego Lipistart we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt CPT1,
chtonkobrzusze, wada serca — stan po leczeniu kardiochirurgicznym.

Ponadto przedmiotowa rekomendacja dotyczy wskazania nieuwzglednionego w poprzedniej
rekomendaciji, tj. deficytu CPT2.

Odnaleziono opis przypadku pacjenta ze zdiagnozowanym deficytem palmitylotransferazy
karnityny typu Il (CPT2) — badanie Alsahlawi 2022.

W wyniku wyszukiwania nie zidentyfikowano nowych doniesien naukowych dotyczgcych
skutecznosci i bezpieczenstwa Lipistartu dla pozostatych wskazan, tj. deficytu VLCAD, deficytu
LCHAD, deficytu CPT1, chtonkobrzusza oraz chtonkotoku do jamy optucnej, bedgcego wynikiem
leczenia kardiochirurgicznego wad serca. Aktualizacja dostepnych informacji podtrzymuje
przyjete dotychczas wnioskowanie i rekomendacje wskazujgcg na zasadnos¢ dalszego
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finansowania produktu Lipistart w ocenianych wskazaniach. Niemniej nalezy podkresdli¢, ze
podstawowym ograniczeniem analizy klinicznej jest niewielka liczba dowoddéw, dotyczgcych
efektywnosci klinicznej i praktycznej stosowania produktu Lipistart.

Z danych przekazanych przez MZ wynika, ze w okresie styczert 2021 — luty 2023 wartos$¢ refundacji
whnioskowanej technologii w ramach importu docelowego wynosita ok. 414 tys. zt. (52 zgdd dla 19
pacjentow).

Prezes Agencji, majac na wzgledzie stanowisko Rady Przejrzystosci oraz potrzebe zapewnienia
dostepnosci do terapii w ocenianych wskazaniach rekomenduje refundacje Lipistart w trybie art.
39 ustawy o refundacji.

Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy oceny zasadnosci wydawania zgdd na refundacje produktu leczniczego
Lipistart, we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt CPT1, deficyt CPT2, chtonkobrzusze, wada
serca — stan po leczeniu kardiochirurgicznym, na podstawie art. 39 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 r.
o refundacji lekéw, srodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow
medycznych (Dz. U. z 2023 r. poz. 826).

Problem zdrowotny
Deficyt LCHAD

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

Deficyt VLCAD

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

Deficyt CPT1

Deficyt CPT1, nazywany takze niedoborem palmitylotransferazy 1 karnityny watrobowej (deficyt CPT1)
stanowi rzadki defekt metaboliczny wptywajgcy na mitochondrialne utlenianie dtugofaricuchowych
kwasow 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 przypadkodw.

Deficyt CPT2

Deficyt CPT2, nazywany takze niedoborem palmitylotransferazy 2 karnityny watrobowej (deficyt CPT2) to
dziedziczne zaburzenie metaboliczne wptywajgce na mitochondrialne utlenianie dtugotaricuchowych
kwaséw ttuszczowych. Opisano trzy postacie choroby: posta¢ miopatyczna (charakteryzuje sie
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nawracajacymi atakami rabdomiolizy, bélami i ostabieniem miesni wywotanymi dtugotrwatym wysitkiem
fizycznym, gtodzeniem, chorobg wirusowa lub ekstremalnymi temperaturami), ciezka posta¢ niemowleca
(charakteryzuje sie ciezkg nietolerancjg gtodu, prowadzacg do zaburzen metabolicznych, takich jak
hipoglikemia hipoketotyczna i encefalopatia watrobowa) i posta¢ noworodkowa (obejmuje objawy
choroby wieku dzieciecego oraz cechy dysmorficzne (np. torbielowate dysplastyczne nerki).

Chtonkobrzusze

Chtonkobrzusze (fac. chyloperitoneum; ang. chylous ascites) jest rzadkim przypadkiem wodobrzusza,
wynikajgcego z wycieku bogatej w tréjglicerydy limfy do jamy otrzewnej.

Wyrdznia sie chtonkobrzusze wrodzone, bedgce nastepstwem urazu, infekcji, postepujacego procesu
nowotworowego, marskosci watroby, a takze pooperacyjne i kardiogenne.

Najczestszg przyczyng wrodzonego chtonkobrzusza sg nieprawidtowosci w budowie naczyn limfatycznych.
Hiperplazja $cian naczyn moze powodowaé miejscowy zastdj i wzrost ci$nienia chtonki w naczyniach,
a w konsekwencji jej wyciek poza naczynie. Niedorozwdj naczyn limfatycznych, ze wzgledu na niemoznos¢
utrzymania limfy w naczyniu, réwniez moze powodowac¢ jej wyciek do jam ciata.

Ze wzgledu na wspotwystepowanie wrodzonego chtonkobrzusza z przypadkami zespotéw chorobowych
o podtozu genetycznym (np. zespotem Turnera, zespotem z6ttych paznokci, zespotem Klippla-Trénaunaya
oraz u blizniakdéw), postuluje sie jego genetyczne podtoze.

Wada serca — stan po leczeniu kardiochirurgicznym

Ponizej zostat opisany chtonkotok do jamy optucnej jako mozliwe powiktania leczenia
kardiochirurgicznego. Chtonkotok moze wystgpi¢c bowiem po przeprowadzeniu rozlegtych zabiegéw
operacyjnych w obrebie klatki piersiowej, do ktdrych zaliczajg sie operacje wrodzonych wad serca.

Chtonkotok wrodzony jest rzadkim, potencjalnie zagrazajgcym zyciu stanem noworodkow,
charakteryzujgcym sie nagromadzeniem sie chfonki w jamie optucnej. Moze prowadzi¢ do niewydolnosci
oddechowej, niedozywienia i uposledzenia uktadu immunologicznego — od razu po urodzeniu lub w ciggu
pierwszych kilku tygodni zycia. Chtonkotok wrodzony jest najczestszg przyczyng wysieku optucnowego u
noworodkéw. Moze wystgpi¢ gtdwnie z powodu anomalii rozwojowych przewodu piersiowego lub wigzac
sie z anomaliami chromosomalnymi (np. zespotem Turnera oraz zespotem Downa), obrzekiem
uogoélnionym ptodu, neuroblastoma $rddpiersia i innymi wadami wrodzonymi (np. zespotem Noonan).

Alternatywna technologia medyczna

Zgodnie z Obwieszczeniem Ministra Zdrowia z dnia 20 kwietnia 2023 r. w sprawie wykazu lekéow, srodkéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych na 1 maja 2023 r. (Dz.
Urz. Min. Zdr. z 2023 r. poz. 29) aktualnie ze srodkéw publicznych refundowane sg 2 preparaty wzbogacone
w MCT: Infatrini Peptisorb i Bebilon Pepti MCT we wskazaniach: zespoty wrodzonych defektéw
metabolicznych, alergie pokarmowe i biegunki przewlekte.

Ponadto w ramach importu docelowego dostepne sg w analizowanych wskazaniach, z wytgczeniem
chtonkobrzusza, inne $rodki spozywcze specjalnego przeznaczenia zywieniowego jak: MCT Oil, MCT Procal,
Monogen, Liquigen, Fruiti Vits, SOS, Milupa Basic-F, DocOmega, Complete Amino Acid Mix, Paediatric
Seravit. MCT Oil oraz MCT Procal.

Opis wnioskowanego swiadczenia

Srodek spozywczy specjalnego przeznaczenia zywieniowego Lipistart, proszek, puszka & 400 g jest
produktem ztozonym zawierajgcym ttuszcze MCT i LCT, weglowodany, biatko, witaminy i sktadniki
mineralne.
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Preparat Lipistart, zgodnie z ulotka producenta, stosowany jest w dietetycznym leczeniu zaburzen
oksydacji dtugofancuchowych kwaséw ttuszczowych, w zaburzeniach wchtfaniania ttuszczéw i innych
zaburzen wymagajacych wysokiej podazy sredniotaficuchowych kwaséw ttuszczowych (MCT) i niskiej —
dtugotancuchowych tréjglicerydéw (LCT), od urodzenia do 10 r.z.

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, ktdre
w danym momencie sq finansowane ze srodkow publicznych i stanowiq alternatywne leczenie dostepne
w danym problemie zdrowotnym. Nastepnie ocena ta wymaga okreslenia wiarygodnosci zebranych
danych oraz poréwnania wynikéw dotyczgcych skutecznosci i bezpieczeristwa nowej terapii wzgledem
terapii juz dostepnych w leczeniu danego problemu zdrowotnego.

Na podstawie powyiszego ocena skutecznosci i bezpieczeristwa pozwala na uzyskanie odpowiedzi
na pytanie o wielkos¢ efektu zdrowotnego (zarowno w zakresie skutecznosci, jak i bezpieczeristwa),
ktorego nalezy oczekiwaé wzgledem nowej terapii w pordwnaniu do innych rozwazanych opcji
terapeutycznych.

W analizie klinicznej zostata przeprowadzona aktualizacja dostepnosci dowoddéw naukowych na potrzeby
ponownej oceny skutecznosci i bezpieczeristwa ocenianej technologii lekowej wzgledem rekomendacji nr
81/2019 z dnia 4 pazdziernika 2019 r. Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji w
sprawie zasadnosci wydawania zgody na refundacje srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego Lipistart we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt CPT1, chtonkobrzusze,
wada serca — stan po leczeniu kardiochirurgicznym.

Przeprowadzono rowniez przeglad systematyczny w celu odnalezienia dowoddw naukowych dotyczacych
skutecznosci i bezpieczenstwa stosowania srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego
Lipistart we wskazaniu deficyt palmitylotransferazy karnityny typu 2 (CPT2). W wyniku przeprowadzonego
wyszukiwania odnaleziono opis przypadku pacjenta ze zdiagnozowanym deficytem palmitylotransferazy
karnityny typu Il (CPT2) — badanie Alsahlawi 2022 (wskazanie: deficyt CPT2 nie byto uwzglednione
w poprzedniej rekomendacji).

Nie odnaleziono nowych badan dla pozostatych wskazan, tj. deficytu VLCAD, deficytu LCHAD, deficytu
CPT1, chtonkobrzusza oraz chtonkotoku do jamy optucnej, bedacego wynikiem leczenia
kardiochirurgicznego wad serca.

Skutecznosc i bezpieczenstwo

Opis przypadku Alsahlawi 2022 dotyczyt pacjenta, ktory w okresie niemowlecym zostat przyjety do szpitala
celem wykonania diagnostyki w kierunku choréb metabolicznych. Na podstawie wynikow
echokardiogramu i tandemowej spektrometrii mas podejrzewano zaburzenie metaboliczne kwaséw
ttuszczowych, jednak analiza genetyczna nie byta jednoznaczna.

Mimo braku ostatecznej diagnozy, u pacjenta rozpoczeto suplementacje I-karnityny oraz
Sredniotancuchowych tréjglicerydéw (MCT) oraz stosowano diete niskottuszczows.

W wieku 12 miesiecy, dwdch i szesciu lat pacjent doznat kryzysu metabolicznego, ktére byty spowodowane
infekcjami gérnych drég oddechowych lub zapaleniem btony sluzowej zotadka.

W momencie zakoriczenia badania (obserwacji pacjenta) pacjent miat 7 lat i przez caty okres (od wieku
niemowlecego) kontynuowat diete (m.in. MCT). Wykazywat normalny rozwdj zaréwno fizyczny, jak
i psychiczny.
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Dodatkowe informacje o bezpieczeristwie
W ulotce zawarto ponizsze informacje dotyczace stosowania Lipistart:

— produkt nalezy stosowaé pod nadzorem lekarza;

— produkt jest odpowiedni dla dzieci w wieku od urodzenia do 10 lat;

— produkt jest odpowiedni jako jedyne zrddto pozywienia od urodzenia do 1. roku zycia. Moze by¢
stosowane jako dieta uzupetniajgca od 1. do 10. roku zycia;

— produkt jest nieodpowiedni dla oséb z niedoborem dehydrogenazy sredniotancuchowych acylo-CoA
(MCADD);

— w przypadku dfugotrwatego stosowania produktu Lipistart, zaleca sie monitorowanie stanu
niezbednych kwaséw ttuszczowych i ich suplementacje w razie potrzeby.

Ograniczenia analizy

Gtéwnym ograniczeniem analizy jest niewielka liczba dowoddéw, dotyczacych efektywnosci klinicznej
i praktycznej stosowania produktu Lipistart.

Produkt Lipistart jest przede wszystkim stosowany w chorobach rzadkich i moze by¢ stosowany u dzieci do
10 r.z. Co wiecej wnioskowany produkt stanowi S$rodek spozywczy specjalnego przeznaczenia
zywieniowego, w zwigzku z powyzszym jego dopuszczenie na rynek nie jest zalezne od wynikéw
przeprowadzonych badan klinicznych.

W wyniku aktualizacji wyszukiwania nie odnaleziono nowych dowoddw dotyczacych stosowania
mieszanek wzbogaconych o MCT w populacji pacjentéw z deficytem VLCAD, deficytem LCHAD, deficytem
CPT1, chtonkobrzusza oraz chtonkotoku do jamy optucnej, bedacego wynikiem leczenia
kardiochirurgicznego wad serca pozwalajacych na wyciggniecie bezposrednich wnioskéw co do ich
skutecznosci i bezpieczenstwa w ww. wskazaniach.

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 dotyczqcych kosztow i efektow zwigzanych z zastosowaniem nowej terapii
i porownanie 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 poréwnuje sie z tzw. progiem optacalnosci, czyli
wynikiem, ktory sygnalizuje, ze przy zasobnosci naszego kraju (wyrazonej w PKB) maksymalny koszt nowej
terapii, ktéra ma wiqgzac sie z uzyskaniem jednostkowego efektu zdrowotnego (1 LYG lub 1 QALY)
w pordwnaniu do terapii juz dostepnych, nie powinien przekraczac trzykrotnosci PKB per capita.
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Aktualnie prog optacalnosci wynosi 175 926 zt (3 x 58 642 zt)

WskaZnik 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 wykorzystaniem
aktualnie dostepnych zasobdw.

Zgodnie z informacjami zawartymi w rozpatrywanym zleceniu MZ szacunkowa cena jednostkowa
za puszke 400 g Lipistart, wynosi: 224,97 zt. Wskazano takze, ze w okresie styczen 2021 — luty 2023
pozytywnie rozpatrzono zgody na refundacje Lipistart dla 19 pacjentédw (liczba unikalnych numeréw
PESEL), ktérym zrefundowano 1 842 opakowan, dla ktérych tgczna kwota refundacji wyniosta ok. 414 tys.
zt.

Biorac pod uwage dawkowanie, koszt Sredniej rocznej terapii jednego pacjenta wynosi okoto 12 tys. zt.

Wskazanie czy zachodzg okolicznosci, o ktorych 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)

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 by¢ skalkulowana w taki sposob, aby koszt stosowania leku
wnioskowanego do objecia refundacjq nie byt wyzszy niz koszt technologii medycznej o najkorzystniejszym
wspdtczynniku uzyskiwanych efektow zdrowotnych do kosztdw ich uzyskania.

Nie dotyczy.

Ocena wptywu na system ochrony zdrowia, w tym wptywu na budzet ptatnika publicznego
Ocena wptywu na system ochrony zdrowia sktada sie z dwdch istotnych czesci.

Po pierwsze, w analizie wpfywu na budzet ptatnika, pozwala na oszacowanie potencjalnych wydatkéw
zwigzanych z finansowaniem nowej terapii ze srodkéw publicznych.

Szacunki dotyczgce wydatkow zwigzanych z nowq 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 wyzszych srodkow
na leczenie danego problemu zdrowotnego, czy tez wiqze sie z uzyskaniem oszczednosci w budzecie
ptatnika.

Ocena wplywu 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 wptynqc na organizacje udzielania Swiadczen (szczegdlnie w kontekscie
dostosowania do wymogow realizacji nowej terapii) oraz na dostepnos¢ innych sSwiadczer opieki
zdrowotnej.

Wyniki uproszczonej analizy wptywu na budzet z perspektywy ptatnika publicznego wskazujg, ze roczne
wydatki ponoszone przez ptatnika publicznego wyniosg ok. 229 tys. zt. W oszacowaniach uwzgledniono
stosowanie produktu Lipistart u 19 osdb rocznie z wykorzystaniem przecietnie 53,47 opakowan na
pacjenta. Przy przyjeciu wariantu maksymalnego, w ktédrym produkt bytby sprowadzony dla 97 pacjentéw
roczny koszt dla ptatnika publicznego jest wyzszy i wyniesie ok. 1,2 min zt.
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Ograniczenia analizy

Oceniany produkt stosowany jest jako uzupetnienie diety u dzieci w réznym wieku, co bezposrednio
przektada sie na jego dawkowanie, ponadto czas stosowania jest indywidualny w zaleznosci od stanu
klinicznego pacjenta i zalecanego leczenia dietetycznego, w zwigzku z czym przedstawione oszacowania
nalezy traktowac z ostroznoscia.

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, ktorego wprowadzenie spowoduje
uwolnienie srodkdéw publicznych w wysokosci odpowiadajgcej co najmniej wzrostowi kosztéw
wynikajgcemu z podjecia pozytywnej decyzji o refundacji wnioskowanej technologii medyczne;.

Analiza racjonalizacyjna jest przedktadana, jezeli analiza wptywu na budzet podmiotu zobowigzanego
do finansowania swiadczen ze srodkow publicznych wykazuje wzrost kosztow refundacji.

Nie dotyczy.

Omoéwienie rekomendacji wydawanych w odniesieniu do ocenianej technologii

W ramach aktualizacji wzgledem rekomendacji nr 81/2019 odnaleziono ponizsze wytyczne
kliniczne/dokumenty odnoszace sie do analizowanych wskazan:

— dot. leczenia deficytéw LCHAD, VLCAD:
o British Inherited Metabolic Disease Group (BIMDG) 2017/2020 (Wielka Brytania);

o van Calcar 2020 — aktualizacja wytycznych Southeast Regional Genetics Network / Genetic
Metabolic Dietitians International (SERN/GMDI) 2019 (Stany Zjednoczone)

o Zalecenia dietetyczne w pediatrii 2019 (Polska);

— dot. leczenia deficytéw CPT1, CPT2:
o British Inherited Metabolic Disease Group (BIMDG) 2017/2020 (Wielka Brytania);
o Zalecenia dietetyczne w pediatrii 2019 (Polska).

Deficyt LCHAD i deficyt VLCAD

W wytycznych klinicznych zalecane jest, aby w deficycie LCHAD i VLCAD ograniczyé przyjmowanie
ttuszczéw, przede wszystkim dtugotaricuchowych kwaséw ttuszczowych, ktdére czesciowo powinny zostaé
zastgpione przez sredniotancuchowe kwasy ttuszczowe MCT. U niemowlat nalezy stosowac specjalne
mieszkanki niskottuszczowe wzbogacone MCT. Dzieci z LCHAD nie powinny by¢ karmione mlekiem matki.
Natomiast w deficycie VLCAD u niemowlat z bezobjawowg chorobg dopuszcza sie karmienie piersig, jednak
dieta ta powinna by¢ uzupetniona mieszankami zawierajgcymi MCT. U starszych dzieci rekomenduje sie
diete z ograniczeniem dtugotarnicuchowych kwaséw ttuszczowych, zmodyfikowang o MCT (mieszanki lub
olej).
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Produkt Lipistart wymieniono w wytycznych BIMDG 2013/2017 oraz AGE 2010.

W wytycznych EGE 2009 jako przyktad mieszanek z niskg zawartoscig dtugotancuchowych kwaséw
ttuszczowych i wysokg zawartoscig MCT wymieniono Monogen, SHS, Basic-f, Milupe z olejem MCT.
W wytycznych AKGE 2009 jako mieszanki maksymalne wzbogacone o MCT wymieniono Portagen
i Monogen.

W obu deficytach réwnie wazne sg regularne positki i unikanie dtugich przerw miedzy nimi.

Deficyt CPT1 i deficyt CPT2

Nie odnaleziono oddzielnych wytycznych klinicznych dla deficytéw palmitylotransferazy karnityny. Ogélne
wytyczne odnoszgce sie do leczenia dietetycznego pacjentdéw cierpigcych na zaburzenia utleniania
dtugotancuchowych kwaséw ttuszczowych zalecajg ograniczenie podazy dtugotaricuchowych kwasow
ttuszczowych oraz suplementacje sredniotaricuchowych kwaséw ttuszczowych (MCT).

Wytyczne BIMDG 2013 wskazujg na korzysci wynikajacg z suplementacji sredniotancuchowych kwaséw
ttuszczowych (MCT) u wybranych pacjentow z zespotem CPT1 ze znaczacg hepatomegalia, hiperlipidemia
lub kwasicg cewkows (np. Lipistart lub Monogen).

Podstawa przygotowania rekomendacji

Rekomendacja zostata przygotowana na podstawie zlecenia Ministra Zdrowia z 10.03.2023 r. (znak pisma:
PLD.45341.245.2023.1.KB), odnosnie przygotowania rekomendacji Prezesa w sprawie zasadnosci
wydawania zgody na refundacje $rodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego: Lipistart,
proszek, puszka 400 g, we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt CPT I, deficyt CPT I,
chtonkobrzusze, wada serca — stan po leczeniu kardiochirurgicznym, 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 2023 r. poz. 826) po uzyskaniu Stanowiska Rady Przejrzystosci nr
61/2023 z dnia 5 czerwca 2023 roku w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje Srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego Lipistart we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt
VLCAD, deficyt CPT1, deficyt CPT2, chtonkobrzusze, wada serca — stan po leczeniu kardiochirurgicznym

PREZES
dr n. med. Roman Topdér-Madry

/dokument podpisany elektronicznie/

PiSmiennictwo

1. Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 61/2023 z dnia 5 czerwca 2023 roku w sprawie zasadno$ci wydawania
zgod na refundacje srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego Lipistart we wskazaniach:
deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt CPT1, deficyt CPT2, chtonkobrzusze, wada serca — stan po leczeniu
kardiochirurgicznym;

2. Opracowanie na potrzeby oceny zasadnosci dalszego wydawania zgody na refundacje nr: 0T.4211.5.2023
(Aneks do opracowania nr: 0T.4311.14.2019) Lipistart we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD,
deficyt CPT1, deficyt CPT2, chtonkobrzusze, wada serca — stan po leczeniu kardiochirurgicznym. Data
ukonczenia: 1 czerwca 2023 r.



