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w sprawie zasadnosci wydawania zgody na refundacje srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego MCT Oil
we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD,
deficyt dehydrogenazy pirogronianu, zespoét jelitowej ucieczki
biatka, wada serca — stan po zabiegach kardiochirurgicznych,
deficyt CPT1, deficyt CPT2, deficyt MTP, hipertrdjglicerydemia,
acyduria malonowa, acyduria metylomalonowa, zespot Alagille’a,
wrodzone zaburzenie glikozylacji typu 1a PMM2-CDG, chtonkotok,
niedobor lipazy lipoproteinowej, cytrulinemia typu Il, deficyt CACT

Prezes Agencji rekomenduje wydawanie zgdd na refundacje srodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego MCT Oil we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD,
deficyt dehydrogenazy pirogronianu, zespdt jelitowej ucieczki biatka, wada serca — stan
po zabiegach  kardiochirurgicznych, deficyt CPT1, deficyt CPT2, deficyt MTP,
hipertrdjglicerydemia, acyduria malonowa, acyduria metylomalonowa, zespdt Alagille’a,
wrodzone zaburzenie glikozylacji typu l1la PMM2-CDG, chtonkotok, niedobdr lipazy
lipoproteinowej, cytrulinemia typu Il, deficyt CACT.

Uzasadnienie rekomendacji

Aktualna ocena, podobnie jak poprzednia z czerwca 2021 r., dotyczy oceny zasadnosci
dalszego finansowania ze $Srodkéw publicznych, $rodka spozywczego sprowadzanego
z zagranicy stanowigcego wsparcie w zakresie bilansowania diety o ograniczonej zawartosci
ttuszczu. Populacje pacjentéw obejmujg zaburzenia utleniania kwaséw ttuszczowych oraz stan
po zabiegach kardiochirurgicznych. W pordwnaniu do poprzednich ocen obecna obejmuje
rowniez nie uwzgledniony uprzednio deficyt palmitylotransferazy karnityny typu 2 (deficyt
CPT2). W analizowanych wskazaniach sprowadzane sg rowniez inne produkty spozywcze
majgce nacelu zapewnienie witasciwych proporcji kwaséw tluszczowych w diecie
lub wzbogacenie diety, takie jak: FruitiVits, Lipistart, Liquigen, MCT Procal, Milupa Basic-F,
Monogen, SOS, Complete Amino Acid Mix, DocOmega, Paediatric Seravit, K.Yo. W zwigzku
z czym Prezes Agencji nie dostrzega niezaspokojonej potrzeby zdrowotne;.

Dostepne dowody naukowe dotyczg suplementacji diety kwasami ttuszczowymi o $redniej
dtugosci fancucha, w zwigzku z czym w zdecydowanej wiekszosci przypadkédw nie referujg
do konkretnego s$rodka spozywczego. Aktualizacja w zakresie skutecznosci klinicznej
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i bezpieczeistwa stosowania wnioskowanej technologii nie wykazata istnienia dowodow
naukowych zmieniajgcych wnioskowanie z poprzednich ocen. W zakresie nowego wskazania
(deficyt CPT2) odnaleziono trzy opisy przypadkow.

Prognozowany roczny koszt dla ptatnika publicznego oszacowany zostat na ok. 0,7 min zi.
Nalezy w tym miejscu zaznaczyé, ze obcigzenie budzetu ptatnika wzrosto ponad pieciokrotnie
w porownaniu do poprzednich szacunkdéw, przy porownywalnej liczebnosci populacji.

Majac na uwadze powyzsze Prezes Agencji utrzymuje w mocy uprzednig ocene rekomendujgc
dalsze wydawanie zgdd na refundacje produktu MCT Oil sprowadzanego z zagranicy w trybie
importu docelowego.

Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy oceny zasadnosci wydawania zgdéd na refundacje S$rodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego:

e  MCT OQil, ptyn, butelka a 500 ml,

produkt sprowadzany jest z zagranicy w oparciu o art. 4 ustawy z dnia 6 wrze$nia 2001 r. Prawo
farmaceutyczne (Dz.U. z 2022 r. poz. 2301, z pdin. zm.). W zleceniu okreslono, ze ocena dotyczy
wskazan: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt dehydrogenazy pirogronianu, zespot jelitowej ucieczki
biatka, wada serca — stan po zabiegach kardiochirurgicznych, deficyt CPT1, deficyt CPT2, deficyt MTP,
hipertrdjglicerydemia, acyduria malonowa, acyduria metylomalonowa, zespét Alagille’a, wrodzone
zaburzenie glikozylacji typu 1a PMM2-CDG, chtonkotok, niedobér lipazy lipoproteinowej, cytrulinemia
typu Il, deficyt CACT.

Problem zdrowotny

Analizowane wskazania obejmujg szeroki zakres problemoéw zdrowotnych nalezgcych do zaburzen
metabolicznych oraz chordb uktadu limfatycznego:

e Deficyty LCHAD (dehydrogenazy 3-hydroksyacylo-koenzymu A dtugotaricuchowych kwaséw
ttuszczowych), MTP (mitochondrialnego biatka tréjfunkcyjnego), VLCAD (dehydrogenazy
acylo-CoA kwaséw ttuszczowych o bardzo dtugim tancuchu,) CACT (translokazy
karnitynoacylokarnitynowej), CPT1 (transferazy karnitynowo-palmitynowej typu 1) i CPT2
(transferazy karnitynowo-palmitynowej typu 2) nalezg do zaburzen spalania ttuszczéw
dtugotancuchowych. Objawy oraz ciezkos$¢ choroby wynikajg z niemoznosci rozktadu
i wykorzystania jako Zrédta energii ttuszczu, dostarczanego z pozywienia. Schorzenia
te charakteryzujg sie szerokim spektrum klinicznym objawéw wystepujacych juz w okresie
noworodkowym, obejmujgcych m.in. kardiomiopatie, hipoglikemie, kwasice metaboliczng,
miopatie miesni szkieletowych, neuropatie. Deficyt LCHAD nalezy w populacji polskiej
do najczesciej ujawniajacych sie klinicznie zaburzen procesu oksydacji kwasow ttuszczowych
(czesto$é wystepowania deficytu LCHAD oceniono na 0,8/10 000 na terenie UE).

e Deficyt dehydrogenazy pirogronianu (PDH) to rzadka choroba neurometaboliczna,
ktora charakteryzuje sie szerokim spektrum objawdw klinicznych, w tym metabolicznych
i neurologicznych o réznym nasileniu. PDH nalezy do chordb wymagajacych leczenia dietg
ketogennga. Chorobowos$¢ wynosi <1/1 000 000.

e Hipertrdjglicerydemia to schorzenie, w ktérym dochodzi do wtérnych niedoboréw
sredniotancuchowych kwasdéw ttuszczowych. Hiperlipoproteinemia typu V charakteryzuje sie
obecnoscig chylomikronéw w osoczu na czczo oraz zwiekszonym stezeniem VLDL. Rodzinny
zespot chylomikronemii to dyslipidemia polegajgca na statej obecnosci chylomikrondéw
w osoczu nha czczo, bez zwiekszonego stezenia VLDL. Na S$wiecie rodzinny zespot
chylomikronemii wystepuje bardzo rzadko (1/1 000 000).
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e Zespodtjelitowej ucieczki biatka to schorzenie, w ktérym dochodzi do niedoboréw kalorycznych;
jest to zespdt objawdw klinicznych zwigzanych z nadmierng utratg biatek osocza do swiatta
jelita w wyniku zmian morfologiczno-czynnosciowych naczyn chtonnych lub poprzez
chorobowo zmieniong btone $luzowa.

e Niedobodr lipazy lipoproteinowej jest rzadkya chorobg genetyczng powodujgcg gromadzenie
ttuszczéw we krwi. Jest uwarunkowany genem autosomalnym recesywnym. Czestosc
wystepowania bezobjawowych heterozygot wynosi okoto 1:500, w postaci homozygotycznej
natomiast zdarza sie u okoto jednej osoby na milion.

e Acyduria malonowa jest bardzo rzadkg chorobg metaboliczng spowodowang niedoborem
dekarboksylazy malonylo-CoA; opisano mniej niz 20 przypadkdéw na Swiecie.

e Acyduria metylomalonowa (MMA) jest chorobg dziedziczong w sposéb autosomalny
recesywny. Nalezy do grupy wrodzonych wad metabolizmu aminokwaséw i skutkuje
zwiekszonym stezeniem kwasu metylomalonowego we krwi i moczu. U dzieci objawy
najczesciej pojawiajg sie juz w pierwszych dniach, najpdzniej po kilku tygodniach zycia. Zalicza
sie do nich: wymioty, odwodnienie, brak apetytu, brak przyrostu masy ciata, senno$¢ (zdarza
sie, ze zapadajg w $pigczke), zwiotczenie ciata, drgawki. W przypadku dtugotrwatych powiktan
obserwuje sie: niepetnosprawnos$é intelektualng, choroby nerek, zapalenie trzustki. Bez
leczenia choroba moze prowadzié¢ do $pigczki i Smierci. P6zne przypadki MMA mogg wystgpic
w kazdym wieku (okresie niemowlecym, dziecinstwie lub nawet pdzniej) i majg bardzo
zréznicowany obraz kliniczny.

o Zespdt Alagille’a — zespdét chorobowy uwarunkowany genetycznie (zmiany w genie JAG1),
czego skutkiem jest wystepowanie objawdw ze strony rdéinych ukfadéw i narzaddéw:
przewlekta cholestaza (nieprawidtowosci w obrebie drég zétciowych), zwezenie tetnic
ptucnych, wady kregostupa, charakterystyczne wady wrodzone twarzy, zmiany w obrebie gatki
ocznej, barwnikowe zwyrodnienie siatkdwki, dysplazja nerek. U czesci pacjentéw obserwuje
sie rowniez nieprawidlowg budowe serca (wady przegrody miedzykomorowe;j,
tetralogie Fallota). Chorobowos$¢ wynosi ok. 1/70 tys. osdb. Leczenie obejmuje, m.in. diete
zwysokg  zawartoscia = weglowodanéw i S$redniotancuchowych  tréjglicerydéw
oraz suplementacje witaminowa.

e PMM2-CDG jest najczestszg postacia wrodzonych zaburzen N-glikozylacji i charakteryzuje sie
dysfunkcjg mézdzku, nieprawidtowym rozmieszczeniem tkanki ttuszczowej, odwrdceniem
brodawek sutkowych, zezem i hipotonig. Niemowleta zwykle rozwijajg ataksje, opdznienie
psychomotoryczne i objawy pozaneurologiczne, w tym zaburzenia rozwoju, enteropatie,
zaburzenia czynnosci watroby, zaburzenia krzepniecia. Dochodzi réwniez do zajecia serca
i nerek. Fenotyp jest jednak bardzo zmienny i obejmuje zaréwno niemowleta, ktére umierajg
w pierwszym roku Zzycia, jak i osoby doroste z tagodnymi objawami. Leczenie
ma charakter objawowy.

e Chtonkotok (wysiek optucnowy utworzony przez chtonke) jest rzadkim powiktaniem rozlegtych
zabiegdw operacyjnych w obrebie klatki piersiowej, jak réwniez wrodzonym schorzeniem
noworodkéw lub konsekwencjg proceséw rozrostowych w obrebie klatki piersiowe;.

e Cytrulinemia typu Il wynika z deficytu syntazy kwasu argininobursztynowego,
w ktdrej dochodzi do gromadzenia sie cytruliny. Choroba ma wiele objawdéw, w tym
noworodkowg encefalopatie hiperamonemiczng z letargiem, napadami padaczkowymi i
Spigczky; zaburzenia czynnosci watroby we wszystkich grupach wiekowych; epizody
hiperamonemii i objawéw neuropsychiatrycznych u dzieci lub dorostych.

Zgodnie z informacjami przekazanymi przez MZ, liczba pacjentéw, dla ktérych zrefundowano oceniang
interwencje w 2023 r. wynosita 124.
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Alternatywna technologia medyczna

Biorgc pod uwage wytyczne praktyki klinicznej, aktualne obwieszczenie w sprawie listy lekow
refundowanych i zakres Swiadczern gwarantowanych nalezy wskaza¢, ze srodki spozywcze takie jak
produkt MCT Qil stanowig uzupetnienie zalecanej do stosowania diety o obnizonej zawarto$ci ttuszczu
i/lub suplementacji kwasow ttuszczowych o sredniej dtugosci taricucha (MCT).

W zwigzku z powyzszym komparatorem dla ocenianej technologii jest najlepsza terapia wspomagajaca,
prowadzona w oparciu o rézne technologie zaréwno konwencjonalne jak i medyczne.

W ramach importu docelowego sprowadzane dla pacjentdw sg réwniez inne produkty spozywcze
majace na celu wsparcie w bilansowaniu oraz zwiekszenie tolerancji diety. Za najbardziej zblizone jezeli
chodzi o cel interwencji uznano Liquigen (emulsja 50% MCT i 50% woda), preparat ztozony MCT Procal
(96% MCT) oraz Betaquik (20% emulsja MCT). Niemniej wskazuje sie, ze wymienione produkty rdznig
sie od siebie zawarto$cig MCT, postacig i wskazaniami.

Opis wnioskowanego $wiadczenia

MCT Oil zawiera Sredniofaricuchowe kwasy ttuszczowe (frakcjonowany olej kokosowy, olej z ziaren
palmowych). Wskazany jest do stosowania u pacjentow w kazdym wieku, jako uzupetnienie diety.

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,
ktére w danym momencie sq finansowane ze srodkow publicznych i stanowiq 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 bezpieczeristwa),
ktorego nalezy oczekiwa¢ wzgledem nowej terapii w porédwnaniu do innych rozwazanych
opdji terapeutycznych.

W poprzednich Rekomendacjach (27/2018' oraz 65/2021?%) przedstawiono dowody z rdznych
poziomoéw wiarygodnosci. Analiza uwzgledniata zaréwno jedno badanie RCT, badania retrospektywne,
jak i opisy serii oraz pojedynczych przypadkéw. W wyniku przeprowadzonego przegladu
systematycznego wykazano, ze wiekszo$¢ dowoddéw wskazywata na zasadnos¢ stosowania MCT.

W aktualizacji przegladu odnaleziono

e 3 badania o charakterze retrospektywnym (Yang 2024, Gillingham 2024, Ambrose 2022)
raportujgce wyniki w populacji pacjentéw z zaburzeniami utleniania dtugofancuchowych
kwasdw ttuszczowych;

e 1 badanie prospektywne Folwaczny 2021 w populacji pacjentéw z hipertréjglicerydemig;

e 2 opisy — serii przypadkow (Aljouda 2023) i pojedynczego przypadku (Arslan 2024) pacjentéw
z niedoborem lipazy lipoproteinowej;

e 1 retrospektywne badanie (Kido 2022) u pacjentow z cytrulinemig typu ll;

e 3 opisy przypadkow (Shima 2016, Alsahlawi 2022, Alabbasi 2024) raportujgcych wptyw diety
z dodatkiem oleju MCT na wyniki pacjentow z deficytem palmitylotransferazy karnityny typu 2.

1 https://bip.aotm.gov.pl/assets/files/zlecenia mz/2018/022/REK/RP_27 2018 MCT.pdf (data dostepu: 08.10.2024 r.)
2 https://bip.aotm.gov.pl/assets/files/zlecenia_mz/2021/073/REK/RP_2065 2021.pdf (data dostgpu: 08.10.2024 r.)
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Skutecznos¢
Dla wskazan zwigzanych z zaburzeniami utleniania dtugotaricuchowych kwaséw ttuszczowych:

e Dwa z odnalezionych doniesien nie pozwalaja na wnioskowanie o skutecznosci ze wzgledu
na projekt analizy. W badaniu Ambrose 2022 oceniano poziom przestrzegania (compliance)
zalecen dietetycznych, przy czym wykazano, ze im wyzszy compliance tym lepsza kontrola
choroby. Z kolei w Gillingham 2024 oceniano wptyw wczesnego badania przesiewowego
w kierunku choroby podstawowej w poréwnaniu do diagnozy stawianej po wystgpieniu
objawdéw, odnotowano istotne rdznice na korzys¢ wczesnego przesiewu. Autorzy wskazali
na podobne postepowanie, w tym dietetyczne, miedzy grupami.

e W badaniu poréwnawczym Yang 2024 wzgledem terapii triheptanoing® wykazano istotne
réznice na niekorzy$é terapii wspomaganej wytgcznie kwasami MCT. Podczas stosowania diety
MCT 54% pacjentédw doswiadczyto powaznych zdarzen klinicznych w poréwnaniu do 36%
pacjentéw stosujacych trihetapoine. Nieznaczng rzewage dla MCT zaobserwowano jedynie
w przypadku czestosci wizyt ambulatoryjnych, choé ogélne zuzycie zasobdw opieki zdrowotne;j
byto zdecydowanie wyisze w grupie z MCT (1,2 pobytu w szpitalu, 1,0 wizyt na SOR
w poréwnaniu z 0,2 pobytéw w szpitalu; 0,3 wizyt na SOR).

Badanie przeprowadzone w populacji hipertréjglicerydemii raportowano wytacznie surogatowe
punkty koficowe, a celem byfa ocena metaboliczna positkéw o réznym sktadzie kwaséw ttuszczowych.
W zwigzku z czym badanie nie pozwala na wnioskowanie o skutecznosci klinicznej diety wzbogaconej
o MCT ze wzgledu na charakter.

W doniesieniach dla niedoboru lipazy lipoproteinowej réwniez analizowano surogatowe punkty
koncowe, zwigzane byly z poziomem triglicerydow we krwi. Wykazano zmniejszenie poziomu
u pacjentow, ktérzy zastosowali modyfikacje diety. W przypadku doniesienn dla nowoocenianego
wskazania zwigzanego z deficytem palmitylotransferazy karnityny typu 2 wskazywano na redukcje
objawéw klinicznych. Niemniej dla tych jednostek przedstawiono opisy przypadkéw, ktdre nie
pozwalajg na wnioskowanie o skutecznosci ocenianej strategii terapeutycznej, bedacej w zasadzie
interwencjg zywieniowa.

Dla cytrulinemii typu Il przedstawiono badanie kohortowe, gdzie analizowano czy stosowanie
modyfikacji diety (w tym podanie MCT Qil) we wczesnym okresie zycia (pacjenci z NICCD) u pacjentéw
z deficytem cytrynu niesie wieksze korzysci niz rozpoczecie leczenia w pdzniejszym okresie (pacjenci
z CTLN2). Obserwowane réznice, w ktorych wykazano istotnos¢ statystyczng byty zwigzane wytgcznie
z poziomami poszczegdlnych aminokwasdw.

Ograniczenia

Gtéwnym ograniczeniem analizy jest ograniczona liczba dostepnych dowoddw naukowych oraz brak
dowoddéw naukowych odpowiedniej jakosci pozwalajacych na wnioskowanie o uzytecznosci wigczenia
srodka MCT Oil do prowadzonej w racjonalny i zrdwnowazony sposéb diety o zmodyfikowanej
zawartosci kwaséw ttuszczowych.

Ponadto analizowane doniesienia miaty nieznaczng wartos¢ poznawczg w zakresie oceny wielkosci
efektu terapeutycznego interwencji dietetycznej majgcej na celu wzbogacenie diety o kwasy
ttuszczowe ze Srednig dtugoscia faricucha. Odnalezione dowody sg z niskiego poziomu wiarygodnosci.
Wiaczone do analizy badania retrospektywne cechujg sie licznymi ograniczeniami metodologicznymi.
Ponadto w wiekszosci uwzglednionych badan MCT Oil nie byt jedyng interwencja — ogdlnie

3 Triheptanoina to substancja czynna zawarta w produkcie Dojolvi, ocenianym w 2021 roku przez Agencje
we wskazaniu obejmujgcym niedobdr mitochondrialnego biatka tréjfunkcyjnego. Prezes Agencji wydat wowczas
negatywng rekomendacje wskazujgc brak informacji o skutecznosci leczenia w poréwnaniu z dostepnymi opcjami
alternatywnymi i stanie klinicznym pacjenta, dla ktérego ztozono wniosek. Koszt refundacji wnioskowanej
technologii wynidstby w skali roku 648 000 zt netto.
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wprowadzono postepowanie dietetyczne obejmujgce, m.in. diete z obnizong zawartoscig
dtugotancuchowych tréjgliceryddw, suplementacje MCT, suplementacje I-karnityna.

Nadal brak jest dowoddéw naukowych dla stosowania MCT Oil dla czesci wskazan objetych zleceniem,
tj. wada serca — stan po zabiegach kardiochirurgicznych, deficyt CPT1, acyduria malonowa, acyduria
metylomalonowa, zespét Alagille’a, wrodzone zaburzenie glikozylacji typu 1a PMM2-CDG, chtonkotok,
deficyt CACT.

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
wiqzac 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 dotyczgcych 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 pordwnaniu do terapii juz refundowanych.

Uzyskane wyniki wskaZnika kosztow-efektdw zdrowotnych poréwnuje sie z tzw. progiem optacalnosci,
czyli wynikiem, ktory sygnalizuje, Zze przy zasobnosci naszego kraju (wyrazonej w PKB) maksymalny
koszt nowej terapii, ktora ma wiqzac sie z uzyskaniem jednostkowego efektu zdrowotnego (1 LYG
lub 1 QALY) w poréwnaniu do terapii juz dostepnych, nie powinien przekracza¢ trzykrotnosci PKB
per capita.

Aktualnie prég optacalnosci wynosi 190 380 zt/QALY (3 x 63 460,00 zt).

WskaZnik kosztow-efektow zdrowotnych nie szacuje i nie wyznacza wartosci zycia, pozwala jedynie
oceni¢ i m. in. na tej podstawie dokonac wyboru terapii zwiqzanej z potencjalnie najlepszym.

W oparciu o niesystematyczne wyszukiwanie nie odnaleziono zadnych analiz farmakoekonomicznych
wskazujgcych na uzytecznos$¢ kosztowg ocenianej interwencji.

Wskazanie czy zachodzg okolicznosci, o ktérych mowa w art. 13 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja
2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego
oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2024 r. poz. 930 z p6in. zm.)

Jezeli analiza kliniczna wnioskodawcy nie zawiera randomizowanych badar klinicznych dowodzgcych
wyzszosci leku nad technologiami medycznymi dotychczas refundowanymi w danym wskazaniu,
to cena zbytu netto leku musi byc¢ skalkulowana w taki sposob, aby koszt stosowania leku
wnioskowanego do objecia refundacjq nie byt wyiszy 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 wplywu 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.
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Szacunki dotyczgce wydatkow zwigzanych z nowgq terapiq (scenariusz ,jutro”) sq porownywane 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 srodkéw na leczenie danego problemu zdrowotnego, czy tez wigze sie z uzyskaniem
oszczednosci w budzecie ptatnika.

Ocena wpfywu 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 moze wplyng¢ na organizacje udzielania swiadczen (szczegdlinie
w kontekscie dostosowania do wymogdw realizacji nowej terapii) oraz na dostepnosc innych swiadczen
opieki zdrowotnej.

W 2023 r. wydano tgcznie 186 zgdd na refundacje produktu MCT Qil dla 124 pacjentéw, z czego
najwiecej z deficytem LCHAD (n=64) oraz VLCHAD (n=27). taczna liczba zrefundowanych opakowan
wyniosta 2 434, gdzie kwota za opakowanie wynosita 255,69 zt, natomiast fgczna kwota za refundacje
wynosita ok. 622 tys. zt, z czego ok. 361 tys. zt dotyczyto deficytu LCHAD.

W tym miejscu nalezy wskaza¢, ze majac na uwadze dane ze zlecenia $Srodek MCT Qil nie byt
sprowadzany w czesci ocenianych wskazan: niedobér lipazy lipoproteinowej, wrodzone zaburzenie
glikozylacji typu 1a - PMM2-CDG, acyduria malonowa, acyduria metylmalonowa oraz deficyt CACT.

Oszacowane roczne wydatki ptatnika na refundacje MCT Oil wyniosg 690 696,12 zt.

Ograniczenia

Obliczenia majg charakter jedynie poglagdowy, z uwagi na niepewnosci dotyczace liczebnosci chorych
w kolejnych latach.

Uwagi do proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka

Nie dotyczy.

Uwagi do programu lekowego

Nie dotyczy.

Omdwienie rozwigzan proponowanych w analizie racjonalizacyjne;j

Przedmiotem analizy racjonalizacyjnej jest identyfikacja mechanizmu, ktorego wprowadzenie
spowoduje uwolnienie Srodkow publicznych w wysokosci odpowiadajgcej co najmniej wzrostowi
kosztow wynikajgcemu z podjecia pozytywnej decyzji o refundacji wnioskowanej technologii
medycznej.

Analiza racjonalizacyjna jest przedktadana jezeli analiza wptywu na budzZet podmiotu zobowigzanego
do finansowania swiadczern ze srodkow publicznych wykazuje wzrost kosztow refundacji.

Nie dotyczy.

Omodwienie rekomendacji w odniesieniu do ocenianej technologii

W poprzednio wydanych rekomendacjach wskazano, ze w wytycznych dotyczacych zaburzen
utleniania kwaséw ttuszczowych wymienia sie MCT jako element leczenia zywieniowego. Dokumenty
dotyczace leczenia dyslipidemii nie zawieraty informacji dotyczacych wtgczenia MCT do postepowania
dietetycznego. Uwzgledniono rekomendacje dotyczace leczenia acydurii metylomalonowej
i chtonkotoku. W jednym dokumencie wskazano na zastosowanie MCT w leczeniu chtonkotoku.
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Aktualizacja danych w oparciu o 7 nowych dokumentéw wskazuje na postepowanie terapeutyczne
w wiekszosci spdjne w zakresie zaburzen oksydacji kwaséw ttuszczowych, hipertréjglicerdemii,
chtonkotoku oraz acydurii metylmalonowej. Nie odnaleziono wytycznych dla pozostatych wskazan:
deficyt CPT1, acyduria malonowa, cytrulinemia typu Il, deficyt CACT, zespdt Alagille’a oraz wrodzone
zaburzenie glikozylacji typu 1a - PMM2-CDG.

Rekomendacje refundacyjne

Nie odnaleziono rekomendacji.

Podstawa przygotowania rekomendacji

Rekomendacja zostata przygotowana na podstawie zlecenia Ministra Zdrowia z dnia 18 czerwca 2024r.
(PLD.45341.567.2024.1.KB) w sprawie ponownego zbadania zasadnosci wydawania zgdd na refundacje srodkéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego:

e  MCT Qil, ptyn, butelka a 500 ml doustna,

we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt dehydrogenazy pirogronianu, zespét jelitowej ucieczki
biatka, wada serca — stan po zabiegach kardiochirurgicznych, deficyt CPT1, deficyt CPT2, deficyt MTP,
hipertrojglicerydemia, acyduria malonowa, acyduria metylomalonowa, zespét Alagille’a, wrodzone zaburzenie
glikozylacji typu 1a PMM2-CDG, chtonkotok, niedobdr lipazy lipoproteinowej, cytrulinemia typu Il, deficyt CACT,
na podstawie art. 39 ustawy z dnia 12 maja 2011 roku o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 930 z pdzn. zm.), po uzyskaniu
Stanowiska Rady Przejrzystosci.

PREZES
Daniel Rutkowski

/dokument podpisany elektronicznie/

PiSmiennictwo

1. Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 103/2024 z dnia 7 pazdziernika 2024 roku w sprawie zasadnosci
wydawania zgdéd na refundacje Srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia MCT Oil
w wielu wskazaniach

2. Raport nr 0T.4211.19.2024, MCT Oil we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt
dehydrogenazy pirogronianu, zespédt jelitowej ucieczki biatka, wada serca — stan po zabiegach
kardiochirurgicznych, deficyt CPT1, deficyt CPT2, deficyt MTP, hipertréjglicerydemia, acyduria
malonowa, acyduria metylomalonowa, zesp6t Alagille’a, wrodzone zaburzenie glikozylacji typu 1a
PMM2-CDG, chtonkotok, niedobdr lipazy lipoproteinowej, cytrulinemia typu Il, deficyt CACT;
Opracowanie na potrzeby oceny zasadnosci wydawania zgody na refundacje. Aneks
do opracowania nr: 0T.4211.13.2021. Data ukonczenia: 3 pazdziernika 2024 r.



