Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 59/2024 z dnia 17 czerwca 2024 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje srodkéw

spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego S.0.S. 10,

S.0.S. 15, S.0.S. 20, S.0.S. 25 we wskazaniach: uzupetnienie diety
w prawidtowym zbilansowaniu dziennego zapotrzebowania

na energie i stabilizacji w przebiegu acydurii propionowej, acydurii
glutarowej, acydurii metylomalonowej, hiperamonemii pierwotnej,
deficycie LCHAD, deficycie VLCAD, lizynurycznej nietolerancji biatka,

glikogenozie, chorobie syropu klonowego, deficycie CPS1

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wydawanie zgdd na refundacje srodkow
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego S.0.S. 10, S.0.S. 15, S.0.S.
20, 5.0.S. 25 we wskazaniach: uzupetnienie diety w prawidtowym zbilansowaniu
dziennego zapotrzebowania na energie i stabilizacji w przebiegu acydurii
propionowej, acydurii glutarowej, acydurii metylomalonowej, hiperamonemii
pierwotnej, deficycie LCHAD, deficycie VLCAD, lizynurycznej nietolerancji biatka,
glikogenozie, chorobie syropu klonowego, deficycie CPS1.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

W 2021 r. Rada Przejrzystosci wydata negatywne stanowisko (nr 31/2021),
a Prezes Agencji negatywnqg rekomendacje (nr 31/2021), w sprawie zasadnosci
wydawania zgody na refundacje w ramach importu docelowego wskazanych
srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego we wskazaniu:
uzupetnienie diety w acydurii propionowej, acydurii glutarowej, acydurii
metylomalonowej, hiperamonemii pierwotnej, deficycie LCHAD, deficycie VLCAD.
W ramach niniejszego zlecenia Minister Zdrowia zwrdcit sie o zbadanie
zasadnosci wydawania zgdd na refundacje wymienionych ssspz w tych samych
wskazaniach, a takze w lizynurycznej nietolerancji biatka, glikogenozie, chorobie
syropu klonowego i deficycie CPS1.

Oceniana interwencja jest stosowana w chorobach rzadkich jako terapia
awaryjna. Zgodnie z tresciq ulotki produkt S.0.S. nalezy stosowac pod Scistg
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kontrolg lekarskqg wyfqgcznie u pacjentow ze zdiagnozowanymi wrodzonymi
wadami metabolicznymi. Produkt ten nie moze by¢ jedynym Zrédtem pozywienia.

Dowody naukowe

Odnalezione wytyczne praktyki klinicznej zalecajg, by w procedurze awaryjnej
przerwac¢ podawanie naturalnych biatek na 24-48 godzin (syntetyczna dieta
niebiatkowa) oraz zapewni¢ zapotrzebowanie kaloryczne za pomocq
weglowodandw — w postaci doustnych roztworow glukozy, maltodekstryny,
mieszanek weglowodandw u pacjentdw lub w postaci dozylnych infuzji roztworu
glukozy. Polimer glukozy zostat wskazany w wytycznych BIMDG 2017
dotyczqcych dietetycznej sciezki postepowania w chorobie syropu klonowego
oraz w wytycznych Forny 2021 odnoszqcych sie do diagnostyki i leczenia acydurii
propionowej i metylomalonowej.

Polskie Zalecenia dietetyczne 2020 nie odnoszqg sie do zastosowania napoju
weglowodanowego, jednak zalecajgq, aby weglowodany  stanowity
65% zapotrzebowania kalorycznego (podanie dojelitowe) we wszystkich typach
glikogenozy. Z kolei Zalecenia dietetyczne w pediatrii 2020 w ramach leczenia
choroby syropu klonowego zalecajq stosowanie syntetycznej diety niebiatkowe;.

W wyniku przeprowadzonych wyszukiwan nie odnaleziono nowych badan
spetniajgcych kryteria wigczenia. W swietle publikacji Gokmen-Ozel 2010,
opisujgcej badanie kliniczne przeprowadzone u 47 pacjentow z chorobami
metabolicznymi, majgce na celu porownanie réznych sposobow przygotowania
mieszanki weglowodanowej pod kqtem sposobu generujgcego najmniejszq
liczbe btedow, stosowanie preparatu w saszetkach zawierajgcych odmierzonq
dawke (w tym preparatu S.0.S.) pozwolito zmniejszy¢ liczbe btedow podczas
przygotowywania napoju, a w konsekwencji obnizy¢ ryzyko nietolerancji
pokarmowej, biegunki osmotycznej, a w konsekwencji dekompensacji
metabolicznej i encefalopatii.

Problem ekonomiczny

W okresie od stycznia 2023 r. do kwietnia 2024 r. wydano tqcznie 15 zgod
na refundacje w ramach importu docelowego produktow S.0.S. dla 9 pacjentow,
a fgczna kwota refundacji dotyczgca 97 opakowan wyniosta 12 889,77 zt.

Nie jest mozliwe doktadne oszacowanie liczebnosci populacji docelowej,
aczkolwiek dane z dostepnych Zrodet wskazujg na bardzo matg grupe pacjentow.

Koszt opakowania produktu S.0.S. waha sie od okofo 90 do 158 zt. Koszt
1gproduktu to w przypadku S.0.S. 10 — 0,17 zt, S.0.5. 15 — 0,09 z,
S5.0.5. 20 - 0,09 zt, a S.0.S. 25 — 0,1 zt. Natomiast cena dostepnego w Polsce,
lecz nierefundowanego, produktu Fantomalt to okoto 48-58 zt za opakowanie
400 g, czyliod 0,12 do 0,15 ztza 1 g.
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Gtowne arqgumenty decyzji

Stanowisko Rady Przejrzystosci z 2021 r. opierato sie na zatozeniu, Ze ssspz S.0.S.
ma takie samo zastosowanie, jak dostepny na rynku polskim produkt Fantomalt,
ktorego cena jest istotnie nizsza. Nie ma zatem podstaw do sprowadzania
zzagranicy innego preparatu, o nieudowodnionej przewadze klinicznej
wzgledem preparatu dostepnego. W ramach obecnej oceny ustalono natomiast,
ze koszt ocenianej interwencji jest zblizony lub nizszy niz produktu Fantomalt.
Pozyskana opinia eksperta klinicznego podkresla zas, ze prawidfowo
zbilansowana dieta, z zastosowaniem ocenianego preparatu, zwieksza komfort
Zycia pacjentow i zapobiega dekompensacjom metabolicznym. Finansowanie
tego produktu nie tylko nie obciqzy zasadniczo budzetu pfatnika,
ale tez spowoduje oszczednosci na wydatkach wynikajgcych z incydentéow
dekompresji.

Uwaga Rady

Zmiana stanowiska Rady w poréwnaniu do stanowiska nr 31/2021 wynika
ze zrownania ceny produktu Fantomalt z produktem S.0.S. i z pozytywnych opinii
ekspertow.

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 $rodkéw 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 nr: 0OT.4211.7.2024 (Aneks do opracowania nr: 0T.4311.16.2020) ,S.0.S. 10,
S.0.S. 15, S.0.S. 20, S.0.S. 25 we wskazaniach: uzupetnienie diety w prawidtowym zbilansowaniu dziennego
zapotrzebowania na energie i stabilizacji w przebiegu acydurii propionowej, acydurii glutarowej, acydurii
metylomalonowej, hiperamonemii pierwotnej, deficycie LCHADD, deficycie VLCA, lizynurycznej nietolerancji
biatka, glikogenozie, chorobie syropu klonowego, deficycie CPS1”, data ukonczenia: 13 czerwca 2024 r.



