Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr42/2024 z dnia 29 kwietnia 2024 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego MCT Oil
we wskazaniach: padaczka lekooporna, deficyt transportera glukozy
GLUT-1

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wydawanie zgdod na refundacje srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego MCT QOil, ptyn doustny,
butelka a 500 ml, we wskazaniach: padaczka lekooporna, deficyt transportera
glukozy GLUT-1.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Zespot niedoboru transportera glukozy typu 1 (GlutlDS; ang. glucose transporter
type 1 deficiency syndrome) jest rzadkim, genetycznie uwarunkowanym
zaburzeniem metabolicznym, charakteryzujgcym sie niedoborem proteiny, dzieki
ktorej glukoza przekracza bariere krew-mozg. Lekooporne napady padaczkowe
sq czesto pierwszym objawem deficytu transportera glukozy GLUT-1 i zwykle
sq gtownym problemem klinicznym u niemowlgt i matych dzieci z Glut1DS
(Klepper 2020). Glut1DS wystepuje bardzo rzadko, na swiecie zgtoszono kilkaset
przypadkow tej choroby.

Produkt MCT Oil jest srodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego, ktory zawiera sredniotaricuchowe kwasy ttuszczowe (MCT), tj. olej
kokosowy i/lub olej z ziaren palmowych (95 g na 100 ml). Zgodnie ze wskazaniami
stosowany jest jako Zrodto energii w postepowaniu dietetycznym w ramach diety
ketogennej w padaczce opornej na leczenie u niemowlqt, dzieci i dorostych.

Preparat MICT Oil w omawianych wskazaniach byt juz przedmiotem oceny
AOTMIT i uzyskat pozytywng opinie Rady Przejrzystosci w sprawie zasadnosci
refundacji w ramach importu docelowego (Stanowisko RP nr 71/2020 z dnia
5 pazdziernika 2020 roku).

Zgodnie z informacjami zawartymi w zleceniu Ministra Zdrowia, w 2023 roku
pozytywnie rozpatrzono 53 wnioski na refundacje 504 opakowan produktu
MCT Oil (dla 22 pacjentow z padaczkq lekooporng i 14 z deficytem GLUT-1).
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Dowody naukowe

W wyniku aktualizacji przeglgdu systematycznego dowoddow naukowych
odnaleziono dwa niskiej jakosci badania pierwotne: 1) badanie obserwacyjne
zgrupq kontrolng (Lowe 2021), porownujgce diete ketogennqg z udziatem
MCT z klasyczng dietq ketogenng stosowanq w padaczce Ilekoopornej
(17 vs. 28 pacjentow) oraz 2) badanie jednoramienne (Schoeler 2021),
oceniajgce skutecznosc i bezpieczeristwo MCT w leczeniu padaczki lekoopornej
lub napadowych zdarzen nie padaczkowych, m.in. wynikajgcych z niedoboru
GLUT-1 (41 pacjentdw). Wczesniejsza analiza Agencji (0T.4311.10.2021)
wykazata istotne statystycznie zmniejszenie liczby napadow padaczkowych
w grupie stosujgcej MICT w diecie ketogennej w poréwnaniu do grupy z klasyczng
dietqg ketogenng. Wyniki dwdch nowych ww. badan potwierdzajq wczesniejsze
whnioski, ze dieta MCT ma zastosowanie we wskazaniach: padaczka lekooporna,
deficyt transportera glukozy GLUT-1.

Odnaleziono pie¢ aktualnych rekomendacji klinicznych, dotyczqcych leczenia
padaczki lekoopornej oraz zespotow padaczkowych. Wytyczne wskazujg,
Ze u pacjentow, u ktorych napady padaczkowe nie ustepujg po zastosowaniu
lekow przeciwpadaczkowych nalezy rozwazy¢ jako opcje leczenia diete
ketogenng (NICE 2022, Boon 2020). Dieta ketogenna stanowi leczenie
pierwszego rzutu w deficycie transportera glukozy GLUT-1 (Boon 2020). Zaleca
sie wprowadzenie jej jak najszybciej po ustaleniu diagnozy (SIGN 2021;
rekomendacja silna). Preparaty MCT mogq by¢ stosowane we wszystkich typach
diet ketogennych — powinny by¢ wprowadzane stopniowo przez okofo
5-7 dni (UHL 2022). Diety ketogenne sq rekomendowane w leczeniu padaczki;
zalecane sq m.in. produkty: KetoCal 2,5:1, MCT Oil, Liquigen, MCT procal,
Betaquik (BIMDG 2020).

Problem ekonomiczny

Prognozowane catkowite roczne wydatki ptatnika publicznego sq trudne
do oszacowania, z uwagi na rézny wiek pacjentow i zwiqzane z tym roznice
w dawkowaniu preparatu MCT. Ponadto, problem stanowi okreslenie wielkosci
populacji docelowej. Na podstawie danych MZ mozina przyjgé, Ze bedzie
to kilkadziesigt osob w ciggu roku (w 2023 r. MCT Oil sprowadzono
w analizowanych wskazaniach dla 36 pacjentow). Uwzgledniajgc niewielkie
koszty ponoszone na MCT Oil, przewidywany wpfyw na wydatki ptatnika
publicznego bedzie niewielki. Przy zatoZzeniu, ze kwalifikacja do leczenia
dietetycznego MICT Qil nie zmieni sie, koszty ponoszone przez ptatnika na rzecz
MCT Oil prawdopodobnie utrzymajq sie na dotychczasowym poziomie, czyli
ok. 135 tys. zt netto rocznie.

Gtowne arqgumenty decyzji

e Skutecznosc diety ketogennej z MCT we wnioskowanych wskazaniach;
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e Pozytywne, jednoznaczne rekomendacje towarzystw naukowych;
e Znikomy wptyw na wydatki ptatnika publicznego.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31h ust. 2 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146) oraz
wzw. zart. 39 ust. 3 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2023 r., poz. 826 z pdin. zm.),
z uwzglednieniem opracowania na potrzeby oceny zasadnosci dalszego wydawania zgody na refundacje
nr: WS.4211.8.2024 (Aneks do opracowania nr: 0T.4311.10.2020) ,MCT Oil we wskazaniach: padaczka
lekooporna, deficyt transportera glukozy GLUT-1", data ukonczenia: 24 kwietnia 2024 r.



