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Rekomendacja nr 129/2023
z dnia 16 listopada 2023 r.

Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje Srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego Monogen
we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt MTP,
naczyniakowatos¢ limfatyczna jelita cienkiego

Prezes Agencji rekomenduje wydawanie zgdd na refundacje srodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego Monogen we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt
MTP, naczyniakowatos¢ limfatyczna jelita cienkiego, na podstawie art. 39 ustawy z dnia 12 maja
2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz
wyrobow medycznych.

Uzasadnienie rekomendacji

Rekomendacja dotyczy oceny zasadnosci kontynuacji finansowania produktu leczniczego
Monogen, w zwigzku z tym przeprowadzono aktualizacje w zakresie istnienia nowych dowodow
naukowych oraz wytycznych klinicznych w odniesieniu do rekomendac;ji nr 52/2019 z dnia 8 lipca
2019 r. Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji w sprawie zasadnosci
wydawania zgody na refundacje srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego:
Monogen we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt CACT, chtonkotok (w tym stan
po zabiegach kardiochirurgicznych), choroba Le$niowskiego-Crohna, mitochondrialna
kardiomiopatia z deficytem kompleksu | tancucha oddechowego, naczyniakowatos¢ limfatyczna
jelita cienkiego.

Przedmiotowa rekomendacja dotyczy czesSci wskazan uwzglednionych w poprzedniej
rekomendacji, a takze wskazania nieuwzglednionego, tj. deficytu MTP.

Wytyczne kliniczne w leczeniu deficytow LCHAD, VLCAD i MTP zalecajg stosowanie diety
z ograniczeniem ttuszczéw, przede wszystkim dtugotanicuchowych kwaséw ttuszczowych (LCT)
z jednoczesng suplementacjg Sredniofaricuchowych kwaséw ttuszczowych (MCT).

Dla wskazania naczyniakowatos¢ limfatyczna jelita cienkiego, odnaleziono 3 opisy przypadkéw,
u ktorych zastosowano suplementacje preparatami zawierajgcymi MCT (Prajapati 2022 oraz
Khayat 2021), w tym jeden z zastosowaniem preparatu Monogen (Hasosa 2019). Odnaleziono
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takze 2 badania retrospektywne dotyczgce pacjentéw stosujgcych suplementacje MCT (Niu 2021
oraz Prasad 2019).

Dla wskazania deficyt MTP odnaleziono jeden opis przypadku pacjenta stosujgcego
suplementacje preparatem Monogen oraz Liquigen (Sivasubramaniam 2021) oraz jedno badanie
retrospektywne  Spiekerkoetter 2009, uwzgledniajagce pacjentow z  zaburzeniami
mitochondrialnego tréjfunkcyjnego kompleksu biatkowego (TFP), w tym pacjentéw z deficytem
MTP, LCHAD oraz LKAT.

W wyniku wyszukiwania nie zidentyfikowano nowych doniesien naukowych dotyczacych
skutecznosci i bezpieczenstwa Monogen dla pozostatych wskazan, tj. deficytu VLCAD, deficytu
LCHAD.

Aktualizacja dostepnych informacji podtrzymuje przyjete dotychczas wnioskowanie
i rekomendacje wskazujagcg na zasadnos$¢ dalszego finansowania produktu Monogen we
wskazaniach, tj. deficyt VLCAD i deficyt LCHAD oraz na zasadnosc¢ finansowania we wskazaniach:
deficyt MTP i naczyniakowatos¢ limfatyczna jelita cienkiego. Niemniej nadal podstawowym
ograniczeniem analizy klinicznej jest niewielka liczba dowoddw, dotyczacych efektywnosci
klinicznej i praktycznej stosowania produktu Monogen.

Zgodnie z oszacowaniami wptywu na budzet roczny koszt importu srodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego Monogen moze wynies¢ od 1,3 min zt (35 pacjentéw)
do 5,6 min zt (155 pacjentéw). Nalezy jednak wskazaé, ze obliczenia majg charakter pogladowy
i mogg nie odzwierciedlaé rzeczywistych wydatkéw ponoszonych przez ptatnika publicznego
w zwigzku z rzeczywistym dawkowaniem Monogenu uzaleznionym od masy ciata pacjenta,
a takze liczbg pacjentéw, u ktérych stosowanie Monogenu bytoby wskazane.

Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy oceny zasadnosci wydawania zgdd na refundacje produktu leczniczego
Monogen we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt MTP, naczyniakowatos¢ limfatyczna
jelita cienkiego, na podstawie art. 39 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, sSrodkéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2023 r. poz.
826 z péin. zm.).

Problem zdrowotny
Deficyt LCHAD

Deficyt dehydrogenazy 3-hydroksyacylo-koenzymu A dtugotaricuchowych kwaséw 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 kwaséw
ttuszczowych. Biatko o aktywnosci 3-hydroksyacylo-CoA dfugotaricuchowych 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 kwasow ttuszczowych o bardzo dtugim tancuchu (ang. very long chain
fatty acyl-CoA dehydrogenase deficiency — VLCAD deficiency) jest klinicznie podobny do deficytu LCHAD.
Rowniez nalezy do grupy zaburzen zuzytkowania wolnych kwasow ttuszczowych spowodowanych



Rekomendacja nr 129/2023 Prezesa AOTMIT z dnia 16 listopada 2023 r.

uposledzeniem ich utleniania wewngatrzmitochondrialnego (zaburzenia B-oksydacji kwasow
ttuszczowych).

Deficyt MTP

Niedobdr mitochondrialnego biatka tréjfunkcyjnego (ang. mitochondrial trifunctional protein deficiency)
jest zaburzeniem beta-oksydacji kwaséw ttuszczowych charakteryzujgcym sie szerokim spektrum
klinicznym od ciezkich objawéw wystepujacych juz w okresie noworodkowym, obejmujgcych m.in.
kardiomiopatie, hipoglikemie, kwasice metaboliczng, miopatie miesni szkieletowych, neuropatie, choroby
watroby i zgon, do tagodnego fenotypu z polineuropatia obwodowa, epizodami rabdomiolizy
i zwyrodnieniem barwnikowym siatkdwki.

Naczyniakowatosc limfatyczna jelita cienkiego

Wrodzony zespdt naczyniakowatosci jelita cienkiego (WZNLJ, in. choroba Waldmanna) jest to
zlokalizowana lub uogélniona choroba naczyn limfatycznych, czesto zwigzana z patologig uktadu
chtonnego w dowolnej lokalizacji w organizmie. W zespole utrudniony jest przeptyw chtonki przez
pierwotnie uszkodzone naczynia limfatyczne, co prowadzi do zaburzen wchtaniania pochodzacych
z pozywienia witamin rozpuszczalnych w ttuszczach oraz lipidéw zawierajgcych dtugotaricuchowe kwasy
ttuszczowe, a z powodu utraty biatka pojawiajg sie obrzeki.

Alternatywna technologia medyczna

Zgodnie z wytycznymi klinicznymi w leczeniu deficytow LCHAD, VLACD oraz MTP zalecana jest dieta
z ograniczeniem ttuszczow, przede wszystkim dtugotaricuchowych kwaséw ttuszczowych (LCT, ang. long
chain triglicerides), z jednoczesng suplementacjg sredniotaricuchowych kwaséw ttuszczowych (MCT, ang.
medium chain triglicerides).

Nie odnaleziono wytycznych dotyczacych leczenia zywieniowego SSSPZ o zmodyfikowanej zawartosci
ttuszczéw we wskazaniu naczyniakowatos¢ limfatyczna jelita cienkiego.

Zgodnie z Obwieszczeniem Ministra Zdrowia z dnia 20 pazdziernika 2023 r. w sprawie wykazu lekéw,
Srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych na 1 listopada
2023 r. aktualnie ze srodkéw publicznych refundowane jest jeden produkt wzbogacone w MCT - Bebilon
Pepti MCT we wskazaniach: zespoty wrodzonych defektéw metabolicznych, alergie pokarmowe i biegunki
przewlekte.

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

Opis wnioskowanego Swiadczenia

Srodek spozywczy specjalnego przeznaczenia zywieniowego Monogen, proszek, puszka & 400 g jest
kompletnym w sktadniki odzywcze niskottuszczowym pokarmem z biatkiem serwatki w proszku, z niska
zawartoscig dtugotaricuchowych tréjglicerydéw i z wysokg zawartosciag MCT. Zawiera kwas linolowy i kwas
alfa-linolenowy. Preparat suplementowany kwasem dokozaheksaenowym i kwasem arachidonowym.

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 srodkéw publicznych i stanowiq alternatywne leczenie dostepne
w danym problemie zdrowotnym. Nastepnie ocena ta wymaga okreslenia wiarygodnosci zebranych
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danych oraz poréwnania wynikéw dotyczqcych 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 oczekiwa¢ wzgledem nowej terapii w poréwnaniu do innych rozwazanych opcji
terapeutycznych.

W analizie klinicznej zostata przeprowadzona aktualizacja dostepnosci dowodéw naukowych na potrzeby
ponownej oceny skutecznosci i bezpieczenstwa $sspz dla czesci wskazan wzgledem rekomendac;i
nr 52/2019 z dnia 8 lipca 2019 r. Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji w sprawie
zasadnosci wydawania zgody na refundacje s$rodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego: Monogen we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt CACT, chtonkotok (w tym
stan po zabiegach kardiochirurgicznych), choroba Lesniowskiego-Crohna, mitochondrialna kardiomiopatia
z deficytem kompleksu | taricucha oddechowego, naczyniakowatos¢ limfatyczna jelita cienkiego.

Przeprowadzono réwniez przeglad systematyczny w celu odnalezienia dowoddw naukowych dotyczgcych
skutecznosci i bezpieczenstwa stosowania $rodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego
Monogen we wskazaniu deficyt MTP.

W wyniku przeprowadzonego wyszukiwania odnaleziono dla wskazania:
naczyniakowatosc limfatyczna jelita cienkiego

— 3 opisy przypadkdéw, w tym jeden przypadek w ktdrym zastosowano preparat Monogen (Hasosa 2019)
oraz dwa przypadki pacjentdow, u ktdrych zastosowano suplementacje preparatami zawierajgcymi
MCT (Prajapati 2022 oraz Khayat 2021);

— 2 badania retrospektywne dotyczace pacjentéw stosujgcych suplementacje MCT:
o Niu 2021 - do badania wtgczono 8 pacjentéw w srednim wieku podczas diagnozy 5,5 roku;
o Prasad 2019 — do badania wtgczono 28 pacjentéw w Srednim wieku podczas diagnozy 8 lat;
deficyt MTP (wskazanie nie byto uwzglednione w poprzedniej rekomendacji)

— opis przypadku pacjenta stosujgcego suplementacje preparatem Monogen oraz Liquigen (abstrakt
konferencyjny Sivasubramaniam 2021);

— 1 badanie Spiekerkoetter 2009, opisujgce przypadki 75 pacjentdw, w tym 38 pacjentéw z zaburzeniami
mitochondrialnego tréjfunkcyjnego kompleksu biatkowego (TFP) uwzgledniajacych pacjentéw
z deficytem MTP, LCHAD oraz LKAT. Sposréd 6 pacjentdw z TFP 5 stosowato suplementacje MCT.

Nie odnaleziono nowych badan dla pozostatych wskazan, tj. deficytu VLCAD oraz deficytu LCHAD.
Skutecznosc i bezpieczeristwo

Naczyniakowatos¢ limfatyczna jelita cienkiego

Opis przypadku Hasosah 2019 dotyczyt 5-miesiecznego dziecka, u ktérego rozpoczeto diete opartg na MCT
(podawano preparat Monogen) i ograniczono spozycie ttuszczy. U dziecka po 3 miesigcach
od zastosowanej terapii dietetycznej stwierdzono wzrost masy ciata, ustgpienie biegunki, wyniki badan
laboratoryjnych (albumina w surowicy i alfa-1-antytrypsyna w kale) ulegly normalizacji. Wskazano
na konieczno$¢ trwatego stosowania diety, z uwagi na mozliwo$¢ ponownego pojawienia sie objawow
klinicznych i biochemicznych po odstawieniu diety niskottuszczowe;.
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W dokumencie Prajapati 2022 przedstawiono przypadek 3-letniego dziecka, ktéremu podawano albuminy
ludzkie jako uzupetnienie biatka, z furosemidem, multiwitaminami, w tym witaminami rozpuszczalnymi
w ttuszczach, zelazem doustnym oraz suplementowano wapniem oraz MCT. Pacjentka zareagowata
na leczenie, stopniowo stabilizujgc sie i poprawiajgc stan kliniczny. Zostata wypisana ze szpitala do domu
w trzecim tygodniu od przyjecia z zaleceniem stosowania diety bogatej w biatko, diety niskottuszczowej
oraz suplementacji MCT (przez cate zycie).

Przypadek opisany w dokumencie Khayat 2021 dotyczyt 4-letniego dziecka, u ktérego rozpoczeto
stosowanie diety wysokobiatkowej o minimalnej zawartosci ttuszczu wraz z suplementacjg preparatem
o wysokiej zawartosci MCT. Stan kliniczny dziecka poprawit sie, ustgpita biegunka, zwiekszyta sie ilos¢
podskdrnej tkanki ttuszczowej, ustgpito wodobrzusze oraz zmniejszyt sie obrzek stopy.

Wyniki badan retrospektywnych wykazaty, ze:

— Niu 2021 - u 8 pacjentéw po zastosowaniu diety z suplementacjg MCT (dodatkowo wlewy albumin
u 4 pacjentow) stan kliniczny ulegt poprawie, w tym odnotowano poprawe stanu odzywienia.
U jednego pacjenta mozliwe byto zastosowanie zwyktej diety, ze wzgledu na brak objawéw
zotagdkowo-jelitowych;

— Prasad 2019 — u wszystkich pacjentéw zastosowano terapie dietetyczng (dieta wysokobiatkowa
i niskottuszczowa), obejmujgce takie stosowanie m.in. oleju MCT, wapnia, witamin ADEK
w ramach suplementacji. Dodatkowo 11 pacjentom podano wlew albumin. U 6 sposréd 28
pacjentdéw nie uzyskano poprawy po terapii dietetycznej i rozpoczeto terapie oktreotydem. U 24
pacjentéw odnotowano poprawe podczas sredniego 39-miesiecznego okresu obserwacji,
4 pacjentéw utracono podczas obserwacji, a jeden zmart. U 8 pacjentdw nastgpit nawrét
i wymagali ponownej hospitalizacji, wsrdd przyczyn podano nieprzestyganie zalecen dietetycznych
(6 pacjentéw) oraz powiktania (2 pacjentow).

Deficyt MTP

Opis przypadku przedstawiony w abstrakcie konferencyjnym Sivasubramaniam 2021 dotyczyt 3-
miesiecznego dziecka przyjetego do szpitala na odziat intensywnej terapii ze wzgledu na zastabniecie,
u ktérego zdiagnozowano kwasice metaboliczng i ciezkg kardiomiopatie rozstrzeniowa. U pacjenta
zastosowano dojelitowe karmienie preparatami MCT Monogen i Liquigen. Po 69-dniowym leczeniu
na OIOM-ie, pacjent rozwijat sie prawidtowo w domu, odnotowano jedynie tagodne zaburzenia czynnosci
serca. W publikacji wskazano, ze u pacjentéw z deficytem MTP konieczne jest ograniczenie spozycia
egzogennych dtugotancuchowych kwaséw ttuszczowych, aby zapobiec gromadzeniu sie toksycznych
potproduktow B-oksydacii.

W badaniu Spiekerkoetter 2009 u 3 pacjentow ograniczono spozycie ttuszczow dtugotancuchowych, u 5
pacjentéw zastosowano uzupetnienie diety preparatem MCT. Wszyscy pacjenci z TFP otrzymywali
dodatkowg dawke weglowodandw (dieta hiperkaloryczna), a u 2 pacjentdw zastosowano ciggte karmienie
nocne przez sonde nosowo-zotagdkowsg. U 65% pacjentéw (11/17) z zaburzeniami TFP zaobserwowano
utrzymujaca sie lub tymczasowg miopatie. U 21% (3/14) pacjentéw z zaburzeniami TFP (w tym LCHAD)
rozwinetfa sie neuropatia obwodowa, a u 43% (6/14) retinopatia. U 11 pacjentéw z zaburzeniami TFP,
miopatia zwigzana byta z goraczka i u 9 pacjentéw z wysitkiem fizycznym.

Dodatkowe informacje o bezpieczeristwie

W ulotce zawarto ponizsze informacje dotyczace stosowania Monogen:
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— produkt nalezy stosowa¢ pod nadzorem lekarza;

— produkt jest odpowiedni dla dzieci od 1. roku zycia, jako uzupetnienie diety;
— produkt moze by¢ stosowany doustnie lub przez sonde;

— nie nalezy podawac¢ preparatu pozajelitowo.

Ograniczenia analizy

Gtéwnym ograniczeniem analizy jest niewielka liczba dowoddw, dotyczgcych efektywnosci klinicznej
i praktycznej stosowania produktu Monogen (opisy przypadkéw Hasosa 2019 i Sivasubramaniam 2021).
W wiekszosci odnalezionych publikacjach nie wskazano, jakie preparaty MCT stosowali pacjenci.

Ponadto w  odnalezionym badaniu retrospektywnym  Spiekerkoetter 2009  wigczono
pacjentéw z zaburzeniami mitochondrialnego tréjfunkcyjnego kompleksu biatkowego, w tej grupie
uwzgledniono pacjentéw z deficytem MTP, LCHAD, w tym jedynie 5 pacjentéw stosowato suplementacje
MCT. Nie przedstawiono jednak oddzielnie wynikéw dla pacjentow z deficytem MTP stosujgcych MCT, nie
wskazano réwniez jakie produkty MCT stosowano w poszczegdlnych przypadkach.

W wyniku aktualizacji wyszukiwania nie odnaleziono nowych dowoddw dotyczacych stosowania
mieszanek wzbogaconych o MCT w populacji pacjentéow z deficytem VLCAD, deficytem LCHAD.

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
wigzad 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 | 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, ktéora 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 prog optacalnosci wynosi 190 380 zt (3 x 63 460 zt).

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 wykorzystaniem
aktualnie dostepnych zasobdw.

Zgodnie z informacjami zawartymi w rozpatrywanym zleceniu MZ szacunkowa cena jednostkowa
za puszke 400 g Monogen, wynosi: 505,93 zt. Wskazano takze, ze w okresie styczen 2022 — sierpien 2023
pozytywnie rozpatrzono zgody na refundacje Monogen dla 35 pacjentéw (liczba unikalnych numeréow
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PESEL), ktérym zrefundowano 4 421 opakowan, dla ktdrych tgczna kwota refundacji wyniosta ok. 2,24 min
zt.

Koszt Sredniej rocznej terapii jednego pacjenta na podstawie danych MZ wynosi we wskazaniu:

—  deficyt LCHAD: 36 692,57 zt;

—  deficyt VLCAD: 43 408,79 zt;

— deficyt MTP: 43 408,79 zt;

— naczyniakowatos¢ limfatyczna jelita cienkiego: 27 320,22 zt.

Wskazanie czy zachodza okolicznosci, o ktérych mowa w art. 13 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja
2011 r. o refundacji lekéow, srodkéw spoiywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego
oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2023 r., poz. 826 z p6in. 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 by¢ skalkulowana w taki sposob, aby koszt stosowania leku
wnioskowanego do objecia refundacjg nie byt wyzszy niz koszt technologii medycznej o najkorzystniejszym
wspotczynniku uzyskiwanych efektow 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 wydatkdéw 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 wyzszych srodkow
na leczenie danego problemu zdrowotnego, czy tez wiqgze sie z uzyskaniem oszczednosci w budzecie
ptatnika.

Ocena wptywu na budzet pozwala na stwierdzenie czy pftatnik 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 wptyngc na organizacje udzielania Swiadczen (szczegdlnie w kontekscie
dostosowania do wymogow realizacji nowej terapii) oraz na dostepnosc¢ innych Swiadczeri opieki
zdrowotnej.

Wyniki uproszczonej analizy wptywu na budzet wskazujg, ze Srednie roczne wydatki ponoszone przez
ptatnika publicznego wyniosa:

— ok. 1,3 mIn zt - w wariancie uwzgledniajgcym liczebnos$¢ populacji ze zlecenia MZ (35 pacjentow):
o deficyt LCHAD (24 pacjentéw): ok. 881 tys. zt;
o deficyt VLCAD (9 pacjentéw): ok. 391 tys. zt;
o deficyt MTP (1 pacjent): ok. 43 tys. zt;

o naczyniakowatos¢ limfatyczna jelita cienkiego (1 pacjent): ok. 27 tys. zt;
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— ok. 5,6 min zt — w wariancie uwzgledniajgcym maksymalng liczebnosci populacji wskazang przez
ekspertéw (155 pacjentow):

o deficyt LCHAD (50 pacjentéw): ok. 1,8 min zt;

o deficyt VLCAD (50 pacjentéw): ok. 2,2 min zt;

o deficyt MTP (5 pacjentéw): ok. 217 tys. zt;

o naczyniakowatos¢ limfatyczna jelita cienkiego (50 pacjentéw): 1,4 min zt.
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 ostroznoscig. Dodatkowo brak jest mozliwosci wiarygodnego oszacowania liczebnosci
populacji docelowej.

Uwagi do proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka

Nie dotyczy.

Uwagi do zapiséw programu lekowego

Nie dotyczy.

Omadwienie rozwigzan proponowanych w analizie racjonalizacyjne;j

Przedmiotem analizy racjonalizacyjnej jest identyfikacja mechanizmu, ktérego wprowadzenie spowoduje
uwolnienie srodkéw publicznych w wysokosci odpowiadajgcej co najmniej wzrostowi kosztéow
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 srodkdw publicznych wykazuje wzrost kosztow refundacji.

Nie dotyczy.

Omoéwienie rekomendacji wydawanych w odniesieniu do ocenianej technologii

Rekomendacje kliniczne (BIMDG 2020, van Calcar 2020, SERN, GMDI 2019, Zalecenia dietetyczne
w pediatrii 2019, Spiekerkoetter 2009) w terapii zaburzen oksydacji dtugotancuchowych kwaséw
ttuszczowych (deficyt LCHAD, deficyt VLACD oraz deficyt MTP) zalecajg ograniczenie podazy
dtugotaricuchowych kwaséw ttuszczédw oraz stosowanie suplementacji MCT (Sredniotaricuchowe kwasy
ttuszczowe). Wsrdod specjalnych mieszanek zawierajagcych MCT wymieniany jest miedzy innymi preparat
Monogen.

Nie odnaleziono wytycznych dotyczacych leczenia zywieniowego we wskazaniu naczyniakowatosc
limfatyczna jelita cienkiego.
Podstawa przygotowania rekomendacji

Rekomendacja zostata przygotowana na podstawie zlecenia Ministra Zdrowia z 19.09.2023 r. (znak pisma:
PLD.45341.995.2023.1.KB), odnosnie przygotowania rekomendacji Prezesa w sprawie zasadnosci
wydawania zgody na refundacje srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego: Monogen
we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt MTP, naczyniakowatos¢ limfatyczna jelita
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cienkiego, na podstawie art. 39 ust. 3 ustawy zdnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, $rodkéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2023 r. poz.
826, z pdin. zm.) po uzyskaniu Stanowiska Rady Przejrzystosci nr 128/2023 z dnia 6 listopada 2023 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego Monogen we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt MTP, naczyniakowatosc
limfatyczna jelita cienkiego.

ZASTEPCA PREZESA
Daniel Rutkowski

/dokument podpisany elektronicznie/

PiSmiennictwo

1.

Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 128/2023 z dnia 6 listopada 2023 roku w sprawie zasadnosci wydawania
zgod na refundacje s$rodka spoiywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego Monogen
we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt MTP, naczyniakowatos$¢ limfatyczna jelita cienkiego;

Opracowanie na potrzeby oceny zasadnosci dalszego wydawania zgody na refundacje nr: 0T.4211.18.2023
(Aneks do opracowania nr: 0T.4311.6.2019) Monogen we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD,
deficyt MTP, naczyniakowato$¢ limfatyczna jelita cienkiego. Data ukoriczenia: 2 listopada 2023 r.
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