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Rekomendacja nr 46/2024
z dnia 17 maja 2024 r.
Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
w sprawie oceny srodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego Cholesterol Module

we wskazaniu: zespot Smitha-Lemliego-Opitza

Prezes Agencji rekomenduje wydawanie zgdd na refundacje srodka spozywczego specjalnego
przeznacznia zywieniowego Cholesterol Module we wskazaniu: zespdot Smitha-Lemliego-
Opitza.

Uzasadnienie rekomendacji

Srodek spoiywczy specjalnego przeznaczenia zywieniowego Cholesterol Module
byt przedmiotem oceny Agencji w ramach procedury importu docelowego i uzyskat
pozytywne rekomendacje w przedmiotowym wskazaniu w poprzednich latach (2014, 2017
i 2021).

W ramach aktualizacji analizy klinicznej odnaleziono przeglad systematyczny Ballout 2022,
w ktéorym poréwnywano m.in. skutecznos¢ statyn jako terapii add-on do suplementac;ji
cholesterolem w poréwnaniu z suplementacja cholesterolem. Wykazano istotne statystycznie
(p=0,017) zmniejszenie nasilenia drazliwosci mierzonejza pomocg podskali drazliwosci w skali
ABC-C u dzieci z zespotem Smitha-Lemliego-Opitza (ang. Smith- Lemli-Opitz Syndrome, SLOS),
otrzymujgcych simwastatyne jako terapie add-on do suplementacji cholesterolem,
w poréwnaniu z dzie¢mi otrzymujgcymi wytgcznie suplementacje cholesterolem. Wykazano
rowniez istotne statystycznie wyisze ryzyko wystgpienia dziatan niepozgdanych zwigzanych
z leczeniem w grupie przyjmujacej statyny jako terapie add-on do suplementacji
cholesterolem w pordwnaniu z grupg przyjmujgcg wytgcznie suplementacje (RR=13,00
[95% Cl: 1,85; 91,49], p=0,010; wynik skumulowany z 2 retrospektywnych badan
kohortowych). Wnioskowanie w ww. zakresie jest jednak wysoce niepewne ze wzgledu
na niska jakos¢ dowoddéw naukowych oraz szereg ograniczen dotyczgcych badan wigczonych
do przegladu systematycznego Ballout 2022, przedstawionych w dalszej cze$ci rekomendacji.

W wyniku aktualizacji wyszukiwania wytycznych klinicznych odnaleziono 5 publikacji,
odnoszacych sie do postepowania u pacjentéw z SLOS (CONTACT 2024, GeneFood 2023,
Steiner 2023, GTND 2021, NORD 2021). Wszystkie z nich wskazuja na diete bogata
w cholesterol lub jego suplementacje, wskazujgc jednoczesnie na ograniczong skutecznos$é
takiego postepowania, co wynika m.in. z braku mozliwos$ci pokonania bariery krew-médzg
i poprawy parametréw neurologicznych u pacjentéw z SLOS.
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Nie zidentyfikowano rekomendacji dotyczacych finansowania srodka Cholesterol Module
w przedmiotowym wskazaniu.

Oszacowany, na podstawie danych przekazanych przez MZ, sredni roczny koszt leczenia
jednego pacjenta preparatem Cholesterol Module wynosi ok. 37,7 tys., a roczne wydatki
ptatnika publicznego zwigzane z finansowaniem ocenianej technologii - ok. 750 tys. zt
(na podstawie danych za rok 2023 i aktualnej ceny produktu).

W toku prac analitycznych otrzymano opinie jednego eksperta klinicznego, ktéry wskazat
na brak alternatywnych technologii terapeutycznych w SLOS, pozytywny efekt kliniczny
wynikajgcy z zastosowania suplementacji cholesterolem u pacjentéow z SLOS
(lepsze wzrastanie oraz przybieranie na wadze dzieci). Ekspert wskazat takze technologie
obecnie stosowane w leczeniu pacjentow z SLOS, a wsrdd nich: leczenie wad rozwojowych,
fizjoterapie, wsparcie logopedyczne, leczenie zywieniowe, jak rdéwniez diete
bogatocholesterolowg oraz suplementacje cholesterolem.

Prezes Agencji, biorgc pod uwage dostepne dowody naukowe, wytyczne kliniczne
oraz stanowisko Rady Przejrzystosci, rekomenduje jak na wstepie.

Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy oceny zasadnosci wydawania zgdd na refundacje srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego:

e Cholesterol Module, proszek, puszka 450 g

we wskazaniu: zespot Smitha-Lemliego-Opitza, na podstawie art. 39 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011r.
o refundacji lekdw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow
medycznych (Dz. U. 2023, poz. 826 z pdzn. zm.).

Problem zdrowotny

Zespot Smith-Lemli-Opitz jest wrodzong, uwarunkowang genetycznie chorobg metaboliczng,
dziedziczong autosomalnie recesywnie, zwigzang z wystepowaniem wysokiego stezenia prekursoréw
cholesterolu we krwi (7-dehydrocholesterolu i 8-dehydrocholesterolu), co prowadzi do zaburzen
jego syntezy, w tym niedoboru, skutkujgcego wystepowaniem szeregu zaburzen rozwojowych ptodu,
a nawet jego obumarciem.

Schorzenie charakteryzuje sie duzg zmiennoscig obrazu klinicznego. W zaleznosci od zaawansowania
choroby mozna wyrdézni¢:

e postac tagodng, charakteryzujacag sie prawidtowym poziomem cholesterolu, niewielkiego
stopnia nieprawidtowosciami w wygladzie twarzy (matozuchwie, hyloteloryzm, opadanie
powiek, matogtowie), pojedynczymi wadami rozwojowymi (syndaktylia 2. i 3. palca stdp),
a takze stabym przyrostem masy ciata i umiarkowanym opdZznieniem rozwoju
psychomotorycznego,

e posta¢ klasyczng, charakteryzujgcg sie dodatkowo wadami rozwojowymi narzaddw
wewnetrznych (serca, nerek, przewodu pokarmowego) przy niskim stezeniu cholesterolu
oraz zaburzeniami snu, auto- i alloagresjg oraz wystepowaniem cech autystycznych,

e postac posrednig i ciezkg, w ktérych wystepuja powiktania ze strony centralnego uktadu
nerwowego i narzgddw wewnetrznych, zagrazajace utratg zycia w okresie noworodkowym.

Pomimo rdznorodnego obrazu klinicznego istniejg cechy wspdlne dla catej grupy chorych,
przede wszystkim opdznienie rozwoju psychoruchowego z towarzyszgcg niepetnosprawnoscia
intelektualna.
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Czestos¢ wystepowania choroby na swiecie to ok. 1:20 000 do 1:60 000, jednak badania populacyjne
prowadzone w Europie Srodkowej, m.in. w Czechach i Stowacji, wskazuja na jej czestsze wystepowanie
(ok. 1:10 000), a przeprowadzone w Zaktadzie Genetyki Medycznej Instytut ,,Pomnik -Centrum Zdrowia
Dziecka“ badania przesiewowe wykazaty, ze czestos$¢ nosicielstwa wszystkich mutacji wywotujacych
SLOS w populacji polskiej wynosi od 1 na 26 do 1 na 32, natomiast czesto$¢ homozygot od 1 na 2 646
do 1 na4 065.

SLOS jest chorobg nieuleczalng. Celem leczenia jest ztagodzenie objawdw choroby oraz poprawa
komfortu zycia pacjentéw. Polega gtdwnie na rehabilitacji miesni odpowiedzialnych za Zucie,
gdyz osoby cierpigce na SLOS majg problemy z przyjmowaniem pokarmoéw.

Alternatywna technologia medyczna

Aktualnie w Polsce nie jest dostepna alternatywna refundowana technologia medyczna we wskazaniu
wyszczegoblnionym w zleceniu MZ.

Wg eksperta klinicznego ankietowanego przez Agencje, technologie obecnie stosowane w leczeniu
pacjentéw z SLOS to leczenie wad rozwojowych (np. przerostowego zwezenia odzwiernika, wad serca,
rozszczepu podniebienia), fizjoterapia, wsparcie logopedyczne, leczenie zywieniowe (gastrostomia)
oraz dieta bogatocholesterolowa lub suplementacja cholesterolem.

Opis wnioskowanego $wiadczenia

Oceniana technologia jest $rodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia medycznego,
stanowigcym zrddto egzogennego cholesterolu m.in. dla pacjentéw ze zdiagnozowanym SLOS.

Zalecana dawka produktu Cholesterol Module zalezy od wieku, masy ciata i stanu zdrowia pacjenta.
Powinna by¢ ustalana przez lekarza lub dietetyka oraz opiera¢ sie na stezeniu cholesterolu
i jego metabolitéw w surowicy.

Ocena skutecznosci (klinicznej oraz praktycznej) i bezpieczenstwa

Ocena ta polega na zebraniu danych o konsekwencjach zdrowotnych (skutecznos¢ i bezpieczeristwo)
wynikajgcych z zastosowania nowej terapii w danym problemie zdrowotnym oraz innych terapii, ktére
w danym momencie sq finansowane ze srodkoéw publicznych istanowiq alternatywne leczenie
dostepne w danym problemie zdrowotnym. Nastepnie ocena ta wymaga okreslenia wiarygodnosci
zebranych danych oraz poréwnania wynikéw 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 oczekiwa¢ wzgledem nowej terapii w poréwnaniu do innych rozwazanych opcji
terapeutycznych.

W wyniku aktualizacji przeprowadzonego przegladu systematycznego odnaleziono:

e 1 badanie wtérne, przeglad systematyczny biblioteki Cochrane - Ballout 2022, ktérego celem
byto poréwnanie skutecznosci zastosowania statyn + innych terapii niebedacych statynami
(np. suplementacja cholesterolem, kwasami zéfciowymi lub witaminami) w pordwnaniu
z suplementacja cholesterolem + innymi terapiami niebedacymi statynami (np. kwasy
26tciowe lub witaminy) u pacjentow z zespotem Smitha-Lemliego-Opitza. Populacja:
do przegladu systematycznego wtaczono 6 badan obejmujgcych tgcznie 60 pacjentéw.

Oceniono ryzyko btedu systematycznego poszczegdlnych badan pierwotnych wtgczonych do publikacji
Ballout 2022. Wskazano, ze badanie RCT obarczone jest wysokim ryzykiem btedu ze wzgledu
na brakujgce dane oraz selektywne raportowanie (Cochrane Risk of Bias Tools for randomized trials).
Wszystkie wtaczone badania obserwacyjne oceniono w zakresie kluczowych punktéw koricowych
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(dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem statyn oraz zmiany w parametrach biochemicznych
w osoczu i/lub ptynie moézgowo-rdzeniowym). Wykazano powazne lub krytyczne ryzyko btedu
(Risk Of Bias In Non-randomized Studies of Interventions).

Skutecznosc¢

Wyniki przeglgdu systematycznego Ballout 2022 (statyny jako terapia add-on do suplementacji
cholesterolem vs suplementacja cholesterolem)

W 1 badaniu RCT wykazano istotne statystycznie zmniejszenie nasilenia drazliwosci mierzonej
za pomocg podskali drazliwosci w skali ABC-C u dzieci z SLOS otrzymujacych simwastatyne jako terapie
add-on do suplementacji cholesterolem, w poréwnaniu z dzieémi otrzymujgcymi sama suplementacje
cholesterolem (p=0,017), jednak wnioskowanie w tym zakresie jest wysoce niepewne ze wzgledu
na niskg jakos¢ dowoddw. Nie wykazano istotnych statystycznie réznic pomiedzy grupami interwencji
i komparatora w odniesieniu do zmiany parametréw wzrastania oraz zmiany parametrow
biochemicznych. Ponadto, wnioskowanie obarczone jest wysoka niepewnoscig ze wzgledu na niska
jako$¢ dowodow.

Bezpieczeristwo
Ballout 2022

Wiaczone do przegladu systematycznego badania obserwacyjne wykazaty istotne statystycznie wyzsze
ryzyko wystapienia dziatan niepozadanych zwigzanych z leczeniem w grupie przyjmujacej statyny
jako terapie add-on do suplementacji cholesterolem w poréwnaniu z grupg przyjmujgcy wytacznie
suplementacje cholesterolu (RR=13,00 [95% ClI: 1,85; 91,49], p=0,010, wynik skumulowany
z 2 retrospektywnych badan kohortowych), jednak wnioskowanie w tym zakresie jest wysoce
niepewne ze wzgledu na niskg jako$s¢ dowoddow. Natomiast uwzglednione w przegladzie
systematycznym badanie RCT nie wykazato istotnych statystycznie réznic w zakresie ww. punktu
koncowego.

Ograniczenia analizy

W zadnym z badan pierwotnych wtgczonych do przegladu Ballout 2022 nie raportowano wynikow
w zakresie przezycia catkowitego oraz jakosci zycia.

Nalezy podkresli¢, ze celem przegladu systematycznego Ballout 2022 byta ocena skutecznosci
i bezpieczenstwa statyn jako terapii dodanej do suplementacji cholesterolu, w zwigzku z czym
mozliwos¢ wnioskowania dla suplementacji cholesterolem jest ograniczona.

Nalezy takze wskazaé na znaczgce zréznicowanie badan pod wzgledem: dawek, czasu trwania leczenia
i formulacji zastosowanych statyn oraz cholesterolu, czy populacji wigczanych do badan
(np. dorosli i dzieci bez oddzielnego raportowania danych w badaniu Haas 2007).

Ponadto, badania wigczone do przegladu systematycznego Ballout 2022 charakteryzujg sie brakiem
kompletnosci danych, selektywnoscig raportowania wynikéw oraz niespéjnoscig skal i technik
pomiarowych, co zasadniczo wptywa na wiarygodnos$é wynikow.

Propozycje instrumentdw dzielenia ryzyka

Nie dotyczy.

Ocena ekonomiczna, w tym szacunek kosztéw do uzyskiwanych efektow zdrowotnych

Ocena ekonomiczna polega na oszacowaniu i zestawieniu kosztow i efektow zdrowotnych, jakie mogq
wiqzac sie z zastosowaniem u pojedynczego pacjenta nowej terapii zamiast terapii juz refundowanych.
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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 poréwnuje sie z tzw. progiem optacalnosci,
czyli wynikiem, ktéry 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.

Oszacowany prdg optacalnosci wynosi 190 380 PLN/QALY (3 x 63 460 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 zasobow.

Zgodnie z informacjg zawartg w zleceniu, szacunkowa cena netto srodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego Cholesterol Module w 2023 roku wynosita 1333,97 zt za 1. puszke 450 g.

Oszacowany na podstawie danych przekazanych w zleceniu MZ sredni roczny koszt leczenia 1. pacjenta
preparatem Cholesterol Module wynosi ok. 37,7 tys. PLN, a s$rednia liczba opakowan ww. $rodka,
przypadajaca na jednego pacjenta, wynosi 28 opakowan rocznie.

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 2023 r. poz. 826 z pézn. 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 byc¢ 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 wydatkow
zwigzanych z finansowaniem nowej terapii ze Srodkéw publicznych.

Szacunki dotyczgce wydatkdw 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
wyzZszych srodkéw na leczenie danego problemu zdrowotnego, czy tez wiqze 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 moZze wpfyng¢ na organizacje udzielania sSwiadczen
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(szczegdlnie w kontekscie dostosowania do wymogow realizacji nowej terapii) oraz na dostepnosc
innych swiadczen opieki zdrowotnej.

Uwzgledniajgc wskazane przez MZ dane w zakresie liczby wydanych zgdéd na refundacje
(25 zgdéd dla 20 pacjentéow, 565 opakowan) oraz cene S$rodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego Cholesterol Module w 2023 roku (1333,97 zt za 1 puszke 450 g),
roczny wptyw na wydatki ptatnika publicznego oszacowano na 753 693 zt.

Ograniczenia analizy

Przede wszystkim niepewnos¢ zwigzana z wielkoScig populacji, u ktérej zostanie zrefundowany,
w ramach importu docelowego, produkt Cholesterol Module.

Uwagi do proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka

Nie dotyczy.

Uwagi do zapisow programu lekowego

Nie dotyczy.

Omowienie rozwigzan proponowanych w analizie racjonalizacyjne;j

Przedmiotem analizy racjonalizacyjnej jest identyfikacia mechanizmu, ktérego wprowadzenie
spowoduje uwolnienie srodkéw publicznych w wysokosci odpowiadajgcej co najmniej wzrostowi
kosztéw wynikajgcemu z podjecia pozytywnej decyzji o refundacji wnioskowanej technologii medycznej
w ocenianych wskazaniach.

Analiza racjonalizacyjna jest przedktadana jezeli analiza wptywu na budzet podmiotu zobowigzanego
do finansowania Swiadczen ze srodkdw publicznych wykazuje wzrost kosztéw refundacji.

Nie dotyczy.

Omowienie rekomendacji wydawanych w innych krajach w odniesieniu do ocenianej
technologii

Wytyczne kliniczne

W ramach aktualizacji rekomendac;ji klinicznych zidentyfikowano 5 publikacji, zawierajgcych zalecenia
dotyczgce postepowania u pacjentow z SLOS (CONTACT 2024, GeneFood 2023, Steiner 2023,
GTND 2021, NORD 2021).

Podaz cholesterolu (poprzez diete lub suplementy diety) zostata wskazana we wszystkich
odnalezionych zaleceniach. Wskazano jednak na jej ograniczong skutecznos¢ (CONTACT 2024,
GeneFood 2023, Steiner 2023, GTND 2021). Jedynie u czeSci pacjentéw, po zastosowaniu
suplementacji cholesterolem, zaobserwowano poprawe wzrostu i poprawe w zakresie kontroli
zachowania (CONTACT 2024, NORD 2021), a takze obnizenie poziomu 7- dehydrocholesterolu we krwi
(Steiner 2023). Jedna z publikacji wymienia spozywanie pokarmow bogatych w cholesterol, tj. z6ttko
jaja, Smietana, masto (Steiner 2023).

Sposrdod pozostatych metod leczenia SLOS najczesciej wskazuje sie na préby stosowania terapii
simwastatyng (CONTACT 2024, GeneFood 2023, Steiner 2023, GTND 2021) oraz leczenie chirurgiczne
(CONTACT 2024, Steiner 2023, NORD 2021). Jednakze, skutecznos¢ stosowania simwastatyny
w leczeniu SLOS pozostaje ograniczona (CONTACT 2024, Steiner 2023). U czesci pacjentéw z tagodng
postacia choroby po zastosowaniu simwastatyny odnotowano obnizenie poziomu
7- dehydrocholesterolu we krwi (CONTACT 2024, GeneFood 2023, GTND 2021, NORD 2021),
zmniejszenie nasilenia objawdw behawioralnych (m.in. drazliwosci), u pacjentdw z tagodnym
lub klasycznym SLOS (Steiner 2023, GTND 2021, NORD 2021), a takie zwiekszenie poziomu
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cholesterolu u oséb z funkcjonalng kopig genu DHCR7 (GeneFood 2023) oraz poprawe kliniczng
i normalizacje stosunku dehydrocholesterolu do catkowitego sterolu w surowicy krwi (Steiner 2023).
Nie wykazano jednak dtugotrwatych korzysci z leczenia simwastatyng (CONTACT 2024),
a jej stosowanie u pacjentéw z SLOS nie stanowi postepowania o potwierdzonej uzytecznosci
terapeutycznej (Steiner 2023).

Odnalezione zalecenia wymieniajg réowniez suplementacje przeciwutleniaczami (CONTACT 2024,
GeneFood 2023), korzystanie z konsultacji specjalistycznych (Steiner 2023, GTND 2021), ograniczenie
ekspozycji na Swiatto stoneczne wraz ze stosowaniem duzych ilosci filtréw przeciwstonecznych
(Steiner 2023, GTND 2021), uzupetniajgce stosowanie suplementéw kwaséw zotciowych
(Steiner 2023, NORD 2021) oraz leczenie i monitorowanie innych zaburzen towarzyszacych chorobie
(GTND 2021, NORD 2021).

Skuteczne leczenie SLOS w dtuzszej perspektywie czasu nie jest obecnie znane (CONTACT 2024,
Steiner 2023). WS$rdd przysztych kierunkéw leczenia SLOS wskazuje sie na terapie genowa
oraz leczenie zmniejszajgce akumulacje glikosfingolipidéw w komdrkach z wykorzystaniem miglustatu
(CONTACT 2024).

Odnalezione w ramach aktualizacji publikacje pozostajg spdjne z wytycznymi opisanymi
we wczesniejszym opracowaniu Agencji pod wzgledem stosowania suplementacji cholesterolem
w leczeniu pacjentéw z SLOS.

Rekomendacje refundacyjne we wskazaniu zespdt Smitha-Lemliego-Opitza

W wyniku przeprowadzonego wyszukiwania nie odnaleziono rekomendacji dotyczacych finansowania
produktu Cholesterol Module.

Podstawa przygotowania rekomendacji

Rekomendacja zostata przygotowana na podstawie zlecenia Ministra Zdrowia (znak pisma:
PLD.45341.213.2024.2.KB), odnosnie przygotowania rekomendacji Prezesa w sprawie zasadnosci dalszego
wydawania zgdd na refundacje $Srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego Cholesterol
Module, proszek, puszka 450 g, we wskazaniu: zesp6t Smitha-Lemliego-Opitza, na podstawie art. 39 ust. 3 ustawy
z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego
oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2023 r. poz. 826, z pdzn. zm.), po uzyskaniu Stanowiska Rady Przejrzystosci
nr 44/2024 z dnia 13 maja 2024 roku w sprawie zasadnos$ci wydawania zgdd na refundacje srodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego: Cholesterol Module we wskazaniu: zespét Smitha-Lemliego-Opitza.

Pismiennictwo
1. Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 44/2024 z dnia 13 maja 2024 roku w sprawie zasadnosci wydawania

zgdd na refundacje srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego: Cholesterol Module
we wskazaniu: zespdt Smitha-Lemliego-Opitza.

2. Raport nr WS.4211.9.2024. Aneks do opracowania nr 0T.4211.4.2021. Cholesterol Module
we wskazaniu zespét Smitha-Lemliego-Opitza. Opracowanie na potrzeby oceny zasadnosci dalszego
wydawania zgody na refundacje. Data ukoriczenia: 8 maja 2024 r.



