Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 65/2024 z dnia 8 lipca 2024 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje leku Glycosade
we wskazaniach: glikogenoza oraz glikogenoza typu la, Ib, Ill, IV, VI,
IX, XI, H-VI-IX

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wydawanie zgdod na refundacje leku
Glycosade we wskazaniach: glikogenoza oraz glikogenoza typu la, Ib, Ill, IV, VI,
IX, X1, l1I-VI-IX.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Utrzymanie refundacji w ramach importu docelowego srodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia  Glycosade we  wskazaniach glikogenoza
oraz glikogenoza typu la, Ib, Ill, IV, VI, IX, XI, IlI-VI-IX

Dowody naukowe

Od poprzedniej opinii Rady ukazato sie 5 nowych badan spetniajgcych kryteria
wtgczenia do przeglgdu systematycznego, w tym badanie chinskie na duzej
populacji N=95 pacjentow. Badania potwierdzajq, iz terapia skrobiq
kukurydziang poprawia parametry kliniczne i biochemiczne u pacjentow z GSD
typu VI i la. Badania wskazujg na lepsze efekty terapii przy wczesnym (ponizej
6 r.z.) wigczeniu terapii. Brak jest dowoddw dotyczgcych efektywnosci klinicznej
u pacjentow z glikogenozq typu innego niz | i VI.

Problem ekonomiczny

Roczne wydatki na refundacje Glycosade w 2023 r. wyniosty ok. 260 tys. zt.,
co stanowito refundacje 272 opakowan dla 29 pacjentow.

Gtowne argumenty decyzji:

o Wystarczajgce dowody naukowe na skutecznos¢ wnioskowanej terapii.

e Brak nowych doniesien ani okolicznosci mogqcych wptyngc na dotychczasowe
opinie Rady w przedmiotowym temacie.
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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 2024 r., poz. 930 z pdin. zm.),
z uwzglednieniem opracowania nr: 0T.4211.8.2024 ,,Glycosade we wskazaniach: glikogenoza oraz glikogenoza
typu la, Ib, 1, IV, VI, IX, XI, [lI-VI-IX”; data ukorczenia: 4 lipca 2024 r. stanowigcego aneks do opracowania:
0T.4311.18.2020



