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KARTA NIEJAWNOSCI

Dane zakre$lone kolorem zéitym stanowig informacje publiczne podlegajgce wytgczeniu ze wzgledu na tajemnice
przedsigbiorcy — nie dotyczy.

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete o$wiadczeniem (nie dotyczy) o zakresie tajemnicy przedsiebiorcy.

Podstawa prawna wylfgczenia jawnosci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrze$nia 2001 r. o dostepie do informacji publicznej
(Dz. U. z 2022 r., p0z.902 ) w zw. z art. 11 ust. 2 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993 r. o zwalczaniu nieuczciwej konkurencji
(Dz. U. 2 2022 r., poz. 1233 z p6zn. zm.), art. 35 ust. 4a - 4b ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, Srodkéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 907)" i art. 35a
ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz
wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 907).

Organ dokonujgcy wyfgczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji.

Podmiot w interesie ktérego dokonano wylaczenia jawnosci: (nie dotyczy)

Dane zakreslone kolorem czerwonym stanowig informacje publiczne podlegajgce wytgczeniu ze wzgledu na prywatnos$é
osoby fizyczney.

Zakres wylgczenia jawnosci: dane osobowe (nie dotyczy)

Podstawa prawna wylfaczenia jawnosci: art. 5 ust. 1 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r. o dostepie do informacji publicznej
(Dz. U. z 2022 r., poz. 902) w zw. z rozporzgdzeniem Parlamentu Europejskiego i Rady (UE) 2016/679 z dnia 27 kwietnia
2016 r. w sprawie ochrony osob fizycznych w zwigzku z przetwarzaniem danych osobowych i w sprawie swobodnego
przeptywu takich danych oraz uchylenia dyrektywy 95/46/WE (ogodine rozporzgdzenie o ochronie danych) (Dz. U. UE.L.
z2016r.119.1).

Organ dokonujgcy wyfaczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji.

Podmiot, w interesie ktérego dokonano wylaczenia jawnosci: osoba fizyczna (nie dotyczy)

Dane zakre$lone kolorem czarnym stanowig informacje publiczne podlegajgce wytgczeniu ze wzgledu na tajemnice
przedsiebiorcy (nie dotyczy).

Zakres wytaczenia jawnosci: dane objete o$wiadczeniem o zakresie tajemnicy przedsiebiorcy.

Podstawa prawna wyfaczenia jawnoS$ci: art. 5 ust. 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r. o dostepie do informacji publicznej
(Dz. U. z 2022 r., poz. 902) w zw. z art. 11 ust. 2 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993 r. o zwalczaniu nieuczciwej konkurencji
(Dz. U. z 2022 r., poz. 1233 z p6zn. zm.), art. 35 ust. 4a - 4b ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, Srodkow
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 907)" i art. 35a
ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, Srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz
wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 907)?.

Organ dokonujgcy wyfgczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji.

Podmiot, w interesie ktérego dokonano wytaczenia jawnosci: (nie dotyczy).

Dane zakre$lone kolorem szarym stanowig informacje publiczne podlegajgce wytgczeniu ze wzgledu na tajemnice
przedsigbiorcow (nie dotyczy).

Zakres wylgczenia jawnosci: dane objete o$wiadczeniem o zakresie tajemnicy przedsiebiorcy.

Podstawa prawna wylfgczenia jawnosci: art. 5 ust 2 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001r.
o dostepie do informacji publicznej (Dz. U. z 2022 r., poz.902) w zw. z art. 11 ust. 2 ustawy z dnia 16 kwietnia 1993 r.
0 zwalczaniu nieuczciwej konkurencji (Dz. U. z 2022 r., poz. 1233 z p6zn. zm.), art. 35 ust. 4a - 4b ustawy z dnia 12 maja
2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych
(Dz. U. 22025 r., poz. 907)" i art. 35a ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, $rodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia Zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 907)?.

Organ dokonujgcy wyfaczenia jawnosci: Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji.

Podmiot w interesie ktorego dokonano wyfgczenia jawnosci: (nie dotyczy).

" podstawa prawna zakreslen danych objetych tajemnicg przedsiebiorcy bedgcego wnioskodawcg w rozumieniu ustawy z dnia
12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkdéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow
medycznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 907, 1192)

2 podstawa prawna zakreslen w analizie weryfikacyjnej Agencji danych objetych tajemnicg przedsigbiorcy bedgcego
wnioskodawcg w rozumieniu ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, $srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 907, 1192).
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Technologia
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ZSMOPL
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Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

leki przeciwpadaczkowe (ang. antiseizure medications)

British Dietetic Association

cena detaliczna

cena hurtowa

cena hurtowa brutto

fosfokinaza keratynowa (ang. creatine phosphokinase)

niedobdr palmitylotransferazy 1 karnityny (ang. carnitine palmitoyltransferase 1 deficiency)
kwas dokozaheksaenowy

dzienne zalecane spozycie (ang. daily recommended intake);

deficyt transportera glukozy typu 1 (ang. glucose transporter type 1 deficiency syndrome)
ocena technologii medycznych (ang. health technology assessment)

dieta ketogeniczna (ang. ketogenic diet)

terapia dietg ketogeniczng (ang. ketogenic diet therapies)

dtugotancuchowe kwasy tluszczowe (ang. long-chain fat)

niedobér dehydrogenazy 3- hydroksyacylo-koenzymu A dilugotancuchowych kwasow
tluszczowych (long-chain 3-hydroxyacyl-coenzyme A dehydrogenase deficiency)

dtugotancuchowe kwasy tluszczowe (ang. long-chain triglycerides)
zmodyfikowana dieta Atkinsa (ang. modified Atkins diet)

Sredniotancuchowa dehydrogenaza acylokoenzymu A (ang. medium chain acyl-CoA
dehydrogenase)

$redniofancuchowe kwasy ttuszczowe (ang. medium chain triglycerides)

niedobdr mitochondrialnego biatka tréjfunkcyjnego (ang. mitochondrial trifunctional protein
deficiency, TFP)

Ministerstwo Zdrowia

Narodowy Fundusz Zdrowia

niezbedne nienasycone kwasy ttuszczowe

deficyt dehydrogenazy pirogronianowej (ang. pyruvate dehydrogenase deficiency
napadowa dyskineza wysitkowa

poziom odptatnosci

Polskie Towarzystwo Neurologiczne

srodki spozywcze specjalnego przeznaczenia zywieniowego (ang. food for special medical
purpose, FSMP)

technologia medyczna w rozumieniu art. 5 pkt 42 b ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze s$rodkéw publicznych lub $rodek spozywczy specjalnego przeznaczenia
zywieniowego lub wyréb medyczny w rozumieniu art. 2 pkt 21 i 28 ustawy o refundacji lekow,
srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych

niedobér dehydrogenazy acylo-koenzymu A o bardzo dtugim tancuchu (ang. very long-chain
acyl-coenzyme A dehydrogenase deficiency)

Zintegrowany System Monitorowania Obrotu Produktami Leczniczymi
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1. Przedmiot i historia zlecenia

Pismem z dnia 04.09.2025r., znak PLD.45341.940.2025.1.KB (data wptywu do AOTMIT: 05.09.2025r.),
Minister Zdrowia 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 2025 r., poz. 907)
Zlecit zbadanie zasadnosci wydawania zgody na refundacje w ramach importu docelowego $rodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego:

e K.Quik, roztwér doustny, we wskazaniach: deficyt transportera glukozy GLUT-1, deficyt LCHAD, deficyt
VLCAD, deficyt CPT1, deficyt MTP, deficyt dehydrogenazy pirogronianowej, padaczka lekooporna.

Srodek spozywczy specjalnego przeznaczenia zywieniowego K.Quik, roztwér doustny nie znajduje sie w obrocie
na terytorium Rzeczpospolitej Polskiej. W tabelach ponizej przedstawiono szczegétowe informacje zawarte
w ulotce dla ww. preparatu.

Wedtug informacji producenta $sspz K.Quik jest przeznaczony do postepowania dietetycznego w stanach
wymagajgcych zrédta $redniotanicuchowych tréjglicerydéw (MCT), w tym w diecie ketogenicznej. Ssspz K.Quik
jest odpowiedni dla pacjentéw od 3. roku zycia. Nie nalezy stosowaé go u oséb z niedoborem dehydrogenazy
acylo-CoA sredniotancuchowych kwasoéw ttuszczowych (MCADD).

Tym samym, oceniane wskazania wykraczajg poza zapisy rejestracyjne (w Zleceniu MZ nie wskazano zadnych
ograniczen dotyczgcych wnioskowanej populaciji).

Tabela 1. Informacje dotyczace produktu leczniczego K.Quik

Nazwa produktu K.Quik
Zawartos¢ opakowania | 15 butelek po 225 ml = 3,37 |
Gotowa do spozycia, ptynna emulsja (bezsmakowa)
Informacje zywieniowe w 100 ml w 225 ml (1 butelka)
Energia [kcal/kJ] 189 /777 426 /1750
Tiuszcze [g] 21 47,3
w tym: tluszcze nasycone [g] 19,8 44,6
MCT [g] 20 45
LCT 1 2,3
Sktad jakosciowy [q]
i ilosciowy Weglowodany [g] 0 0
Biatko [g] 0 0
Séd [mg/mmol] 521722 11715
Chlorki [mg/mmol] 60/1,7 135/3,8
. 40 mOsm/L
Osmolarnos¢
(50 mOsm/kg)
Nie stanowi znaczacego zrdodta cholesterolu, btonnika pokarmowego, cukrow ogétem, cukrow dodanych,
witaminy D, wapnia, zelaza ani potasu.
o Emulsja ptynna do stosowania enteralnego (doustnie lub przez zgtebnik)
farmaceutyczna
Wskazania Ssspz przeznaczony do wsparcia zywieniowego w sytuacjach wymagajacych podazy $redniotaicuchowych
tréjglicerydow (MCT), w tym jako sktadnik diety ketogenicznej u dzieci powyzej 3. roku zycia.
Dawkowanie Zalecane da\_Nkowanle zalezy od wieku, masy ciata i stanu zdrowia pacjenta i powinno by¢ ustalane przez
lekarza lub dietetyka.
Podmiot )
odpowiedzialny Vitaflo
Status leku sierocego Nie dotyczy
. . Nieodpowiedni dla oséb z niedoborem dehydrogenazy acylo-CoA $redniotaficuchowych kwaséw ttuszczowych
Inne informacje (MCADD). Produkt musi by¢ stosowany pod nadzorem lekarza. Odpowiedni dla dzieci od 3. roku zycia.
Preparat nalezy dobrze wstrzasna¢ przed uzyciem. Najlepiej podawac¢ schtodzony. Po otwarciu przechowywaé
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w lodéwce i zuzy¢ w ciggu 48 godzin. Mozna dodawa¢ do zywnosci, napojoéw lub preparatéw do zywienia
dojelitowego. Zawiera stodzik. Nie nadaje sie do stosowania jako jedyne zrodto pozywienia. Nie podawac
dozylnie.

Zrédto: https://www.nestlehealthscience.com/vitaflo/conditions/k-quik; data odczytu: 09.10.2025 r.

Whnioskowany $sspz byt oceniany w Agenciji w 2022 r. (éwczesna nazwa produktu: Betaquik) jednak tylko dla
wskazan: deficyt transportera glukozy GLUT-1 oraz padaczka lekooporna. Zarédwno Stanowisko Rady
Przejrzystosci jak i Rekomendacja Prezesa Agenciji byly pozytywne. Szczegdty w tabeli ponizej.

Tabela 2. Rekomendacje Agencji dotyczace K.Quik (pod nazwa Betaquik)

Nr i data wydania

Stanowiska/ Opinie Rady Przejrzystosci oraz Rekomendacje Prezesa Agencji

Stanowisko Rady
Przejrzystosci nr 53/2022
z dnia 30.05.2022 r.

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wydawanie zgdd na refundacje srodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego Betaquik, emulsja doustna we wskazaniach: deficyt transportera glukozy
GLUT-1, padaczka lekooporna.

Gtéwne argumenty decyzji:

1. Stosowanie diety ketogenicznej jest uznanym sposobem leczenia padaczki lekoopornej oraz deficytu
transportera glukozy GLUT-1.

2. Minimalny wptyw na budzet ptatnika publicznego.

Rekomendacja Prezesa
nr 55/2022 z dnia
03.06.2022 r.

Prezes Agencji rekomenduje wydawanie zgdd na refundacje Srodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego Betaquik, emulsja tluszczowa - 225 ml, butelka, we wskazaniach: deficyt
transportera glukozy GLUT-1; padaczka lekooporna.

Uzasadnienie rekomendagiji:

Wytyczne kliniczne zalecajg stosowanie diety ketogenicznej w padaczce opornej na leczenie jako
alternatywng opcje leczenia. W przypadku zaburzenia metabolicznego: deficyt transportera glukozy
GLUT-1 rekomenduje sie diete ketogeniczng jako leczenie z wyboru.

[...] ankietowany przez Agencje ekspert kliniczny wskazat takze diete ketogenng i jej modyfikacje
z dodatkiem lub bez dodatku MCT jako niefarmakologiczne metody stosowane w leczeniu padaczki
lekoopornej i deficytu transportera glukozy GLUT-1.

Ssspz K.Quik nie znajduje sie w obrocie na terytorium Rzeczpospolitej Polskiej.
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2. Wytyczne kliniczne

W dniach 13 i 22 pazdziernika 2025 r. przeprowadzono wyszukiwanie, ktérego celem byto odnalezienie informacji
o wytycznych praktyki klinicznej dotyczgcych leczenia padaczki lekoopornej, deficytu LCHAD, deficytu GLUT-1,
deficytu dehydrogenazy pirogronianu, deficytu VLCAD, deficytu CPT1, deficytu MTP. Analizowano wytyczne
polskie, europejskie i miedzynarodowe.

W celu odnalezienia wytycznych praktyki klinicznej przeszukano nastepujgce zrédta:

e polskie:
o
o
o
o

(o]

Polskie Towarzystwo Dietetyki (PTD), https://ptd.org.pl/

Polskie Towarzystwo Zywienia Klinicznego Dzieci (PTDK), https://ptzkd.org/
Polskie Towarzystwo Neurologéw Dzieciecych (PTND), https://ptnd.pl/
Polskie Towarzystwo Neurologiczne (PTN), https://ptneuro.pl

Polskie Towarzystwo Epileptologii (PTE), https://epilepsy.org.pl/

e ogolnoeuropejskie:

O

(o]

(o]

European Society for Paediatric Gastroenterology Hepatology and Nutrition (ESPGHAN),
http://www.espghan.org/

European Society for Clinical Nutrition and Metabolism (ESPEN),
https://www.espen.org/guidelines-home/espen-quidelines

European Academy of Neurology (EAN), https://www.ean.org

European Paediatric Neurology Society (EPNS), https://www.epns.info/

e Swiatowe:

(o]

O

O

Genetic Metabolic Dietitians International (GMDI),
https://managementguidelines.net/quidelines.php/146/nr/0/0/\VLCAD%20Nutrition%20Guideline
s/Version%201.4/%3Cspan%20class=%22bold%22%3ENutrition%20Recommendations%3C/s

pan%3E
International League Against Epilepsy (ILAE), https://www.ilae.org

Child Neurology Society (CNS), https://www.childneurologysociety.org

World Health Organization (WHO), https://www.who.int/publications/who-guidelines

Guidelines International Network, http://www.g-i-n.net

National Institute for Health and Care Excellence (NICE), https://www.nice.org.uk/

North American Society for Pediatric Gastroenterology, Hepatology & Nutrition (NASPGHAN),
https://naspghan.org/

British Inherited Metabolic Diseases Group (BIMDG), http://www.bimdg.org.uk/site/index.asp

American Academy of Neurology (AAN), https://www.aan.com

American Epilepsy Society (AES), https://www.aesnet.org

Dodatkowo przeprowadzono niesystematyczne wyszukiwanie przy uzyciu wyszukiwarki internetowej
z zastosowaniem stéw kluczowych: K.Quik, betaquik, medium chain triglycerides, MCT, ketogenic diet, pyruvate

dehydrogenase

deficiency, epilepsy, GLUT-1, LCHAD, VLCAD, CPT1, MTP, European, international, world,

guideline, management, recommendation, consensus, position, statement, wytyczne, zalecenia, rekomendacje,
konsensus, deficyt dehydrogenazy pirogronianu, padaczka lekooporna.

Do przegladu interwencji wigczono 8 dokumentow.

Oceniana interwencja zostata wymieniona jedynie w zaleceniach British Dietetic Association (pod nazwg
Betaquik) jako przyktadowy suplement o wysokiej zawarto$ci MCT na 100 ml produktu.
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Odnalezione wytyczne zalecajg diete ketogeniczng, w tym opartg na tréjglicerydach o srednim tancuchu (MCT)
we wszystkich ocenianych wskazaniach. Zalecany jest indywidualny dobdr postepowania dietetycznego

do potrzeb chorego.

Szczegodtowe informacje przedstawiono w tabeli ponizej.

Tabela 3. Przeglad interwencji wg wytycznych praktyki klinicznej

Organizacja, rok
(kraj/region)

Opis zalecen klinicznych

padaczka lekooporna

Wytyczne Polskiego Towarzystwa Neurologicznego dotyczace diagnostyki i leczenia padaczki
lekoopornej

(miedzynarodowy
konsensus ekspertéw)

PTN 2022
(Polska) Wytyczne nie odnoszg sie do postepowania dietetycznego, w tym $sspz K.Quik.
Poziom dowodoéw naukowych i sita rekomendacji — nie podano
Wytyczne International Ketogenic Diet Study Group dotyczace optymalnego postepowanie klinicznego
u dzieci poddanych dietetycznej terapii padaczki
Wytyczne nie odnoszg sie do zastosowania $sspz K.Quik. Ponizej przedstawiono wytyczne odnoszace
sie do diety ketogenicznej, w tym opartej na trojglicerydach o $rednim tancuchu (MCT).
o KDT stosuje sie u dzieci, u ktérych napady padaczkowe nie reagujg na leki przeciwpadaczkowe
i zazwyczaj stosuje sie je w potgczeniu z tymi lekami.
e Dawki lekow mozna obniza¢ po 1 miesigcu, jesli KDT zakonczy sie sukcesem, chociaz zaleca
sie ostroznos$¢ podczas zmniejszania dawki fenobarbitalu lub benzodiazepin.
e Dieta ketogeniczna powinna by¢é mocno rozwazana u dzieci po niepowodzeniu dwoch lekow
przeciwpadaczkowych, a w przypadku niektérych zespotéw padaczkowych nawet wczesniej.
e Istniejg 4 gtowne diety ketogeniczne, a wybrana dieta powinna by¢ dostosowana indywidualnie
do sytuacji rodziny i dziecka.

o Pierwsze dwie diety, klasyczna dieta KD oparta na tréjglicerydach o dtugim tancuchu (LCT)
oraz dieta oparta na tréjglicerydach o $rednim tancuchu (MCT), istniejg najdtuzej i sg zazwyczaj
rozpoczynane w szpitalu przez dietetyka i neurologa. Oleje MCT dostarczajg wiecej ketonéw
na kilokalorie energii niz oleje LCT. Ten zwigkszony potencjat ketogeniczny oznacza, ze w diecie
MCT potrzeba mniej tluszczu ogdtem, co pozwala na wigczenie wigkszej ilosci weglowodandéw
i biatka oraz potencjalnie wigkszego wyboru produktow spozywczych. Nie ma dowodow
na réznice w skutecznosci miedzy tymi dietami.

Kossof 2018

o Olej MCT jest rowniez zalecany jako suplement do klasycznej diety ketogenicznej w celu
wzmocnienia ketozy, poprawy nieprawidtowosci lipidowych oraz ze wzgledu na wihasciwosci
przeczyszczajace.

o MCT (gdy stosowane) powinno by¢ dodawane do wszystkich positkéw. Lepsza tolerancja moze
by¢ osiggnieta przy mniejszej ilosci MCT w kazdym positku, ale przy wiekszej liczbie positkow
dziennie.

e Dzieci powinny by¢ regularnie badane przez zespét ds. diety ketogenicznej (po 1., 3., 6., 9. i 12.
miesigcach stosowania KDT, a nastepnie co 6 miesiecy), a podczas kazdej wizyty nalezy
przeprowadzac¢ badania laboratoryjne i monitorowa¢ skutki uboczne.

e Nalezy rozwazy¢ zaprzestanie stosowania KDT po 3 miesigcach, jesli nie przyniosto to oczekiwanych
rezultatdow, oraz po 2 latach w przypadkach, w ktorych wystapity korzysci. Krotszy czas stosowania
moze by¢ odpowiedni dla pacjentéw z drgawkami niemowlecymi i stanem padaczkowym, ale dtuzszy
czas stosowania diety jest prawdopodobnie konieczny w przypadku Glut1DS i PDHD i moze by¢ réwniez
odpowiedni w oparciu o indywidualne reakcje na inne formy padaczki opornej na leczenie.

e Przed zaprzestaniem stosowania KDT u dzieci bez napadéw padaczkowych nalezy rozwazyc¢
wykonanie badania EEG, ktére moze by¢ przydatne w celu poinformowania rodzin o ryzyku nawrotu.

o KDT maijg potencjalne dziatania niepozgdane. Ogdlnie ryzyko powaznych zdarzenh niepozadanych jest
niskie; w przypadku wiekszosci dziatan niepozgadanych nie ma koniecznosci przerywania KDT.
Dolegliwosci zotgdkowo-jelitowe sg najczestsze, ale w wigkszosci przypadkéw mozna je ztagodzic.

e Opinie na temat zastosowania terapii dietetycznej u dziecka z wyraznie dostepng zmiang chirurgiczng
sg podzielone.

Poziom dowoddéw naukowych i sita rekomendacji — nie podano

deficyt GLUT-1

Klepper 2020
(miedzynarodowy
konsensus ekspertow)

Wytyczne International Glut1DS Study Group dotyczace terapii deficytu GLUT-1

Wytyczne nie odnoszg sie do zastosowania $sspz K.Quik. Ponizej przedstawiono wytyczne odnoszace
sie do diety ketogenicznej, w tym opartej na trojglicerydach o srednim tarncuchu (MCT).

e Terapia dietg ketogenng jest metoda leczenia z wyboru w przypadku Glut1DS i powinna by¢ rozpoczete
jak najwczesniej. (13/13, 100%)
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e Klasyczne 3:1 KDT jest leczeniem z wybory u dzieci ponizej 2 r. z.

* Dla nastolatkow, dorostych i pacjentdéw nieprzestrzegajgcych zalecen diety ketogenicznej MAD stanowi
dobrg alternatywe dla klasycznej KDT (12/13, 92%)

e KDT jest zalecana jako pierwsza linia terapii w przypadku nastgpujgcych objawéw deficytu GLUT1:
drgawek, zaburzen ruchowych i rozwojowych.

e Korzysci ptyngce z KDT nie majg wyraznej ,daty koncowe;j’, zaleca sie kontynuowanie KDT tak dtugo,
jak jest tolerowane przez pacjenta.

e Leczenie deficytu Glut1 za pomocyg lekéw przeciwpadaczkowych nie rozwigzuje podstawowego
problemu metabolicznego, w zwigzku z czym Zaden lek przeciwpadaczkowy nie jest jednoznacznie
rekomendowany.

e Sole ketonowe i ketoestry moga stuzy¢ jako dodatkowe paliwo dla mézgu bez ograniczen dietetycznych.
Oba zwigzki mozna podawac doustnie i moga one utrzymywac poziomy ketonéw w osoczu réwnowazne
z KDT.

Poziom dowodéw naukowych i sita rekomendacji — nie podano

W badaniu ankietowym wziefo udziat 13 ekspertéw, wsréd wynikéw przedstawiono zgodnosc ekspertoéw jako
liczbe uzyskanych odpowiedzi oraz procentowo,

Kossof 2018
(miedzynarodowy
konsensus ekspertéw)

Wytyczne International Ketogenic Diet Study Group dotyczace optymalnego postepowanie klinicznego
u dzieci poddanych dietetycznej terapii padaczki

Wytyczne nie odnoszg sie do zastosowania $sspz K.Quik Ponizej przedstawiono wytyczne odnoszgce
sie do diety ketogeniczne;.

e KDT jest leczeniem z wyboru w przypadku dwdéch konkretnych zaburzen metabolizmu mézgowego,
Glut1DS i PDHD.

e Wprowadzenie i utrzymanie KDT dla Glut1DS i PDHD nie rézni sie od ogdinych zalecen opisanych
w o$wiadczeniu konsensusu (patrz: wskazanie padaczka lekooporna).

Poziom dowoddéw naukowych i sita rekomendacji — nie podano

Zalecenia praktyczne British Dietetic Association dotyczace zywienia klinicznego u dzieci
z wrodzonymi zaburzeniami metabolizmu: GLUT1DS

Wytyczne wymieniajg $sspz K.Quik (pod nazwg Betaquik) jako produkt dostepny na recepte do terapii dietg
ketogenng (zrédio tréjglicerydéw o sredniej dtugosci tafncucha). Ponizej przedstawiono wytyczne odnoszgce
sie do diety ketogenicznej, w tym opartej na trojglicerydach o $rednim tarcuchu (MCT).

e KDT jest leczeniem pierwszego rzutu w przypadku GLUT1DS — wytworzone ciata ketonowe dziatajg
jako alternatywne zrodto energii, omijajgc defekt metaboliczny.

(Wielka Brytania)

BDA 2020 e GLUT1DS wykazuje duzg réznorodnosé fenotypowg — u pacjentéw na KDT obserwowano kontrole
napadoéw drgawkowych oraz poprawe w zakresie napadowej dyskinezy wysitkowej (PED).
e MCT jest zawarte w diecie, aby zapewni¢ 40—45% catkowitej dziennej energii.
e Ze wzgledu na to, ze dieta MCT jest bardziej ketogeniczna, pozwala na zwiekszenie spozycia
weglowodandw w diecie, co moze uczynic jg bardziej smaczng dla dzieci w wieku szkolnym.
e MCT moze powodowa¢ dolegliwosci jelitowe, w tym biegunke i wymioty, dlatego nalezy je wprowadzac¢
stopniowo.
Poziom dowoddéw naukowych i sita rekomendacji — nie podano
deficyt dehydrogenazy pirogronianowej
Zalecenia praktyczne British Dietetic Association dotyczace zywienia klinicznego u dzieci
z wrodzonymi zaburzeniami metabolizmu: PDHD
Wytyczne wymieniajg $sspz K.Quik (pod nazwg Betaquik) jako produkt dostepny na recepte do terapii dietg
ketogenng (zrédio tréjglicerydéw o $redniej diugosci fancucha). Ponizej przedstawiono wytyczne odnoszace
sie do diety ketogenicznej, w tym opartej na trojglicerydach o srednim tancuchu (MCT).
e KDT jest leczeniem pierwszego rzutu w przypadku PDHD — wytworzone ciata ketonowe dziatajg jako
alternatywne Zrédto energii, omijajgc defekt metaboliczny.
BDA 2020 e PDHD jest chorobg zwyrodnieniowg, a korzysci ptyngce z KDT nie zawsze sg mierzalne, szczegodlnie

w przypadku braku napadow. Niektore rodziny mogg odmoéwi¢ KDT, poniewaz w tym schorzeniu KDT
moze by¢ postrzegana jako ,przediuzajgca zycie, ale nie poprawiajgca jego jakos¢”

e Dieta ketogeniczna MCT (MCT KD): MCT stanowi 40-45% catkowitej dziennej energii; poniewaz MCT
ma silniejsze dziatanie ketogeniczne, pozwala na wiekszy udziat weglowodanéw w diecie,
co moze sprawi¢, ze dieta bedzie smaczniejsza dla dzieci w wieku szkolnym.

e MCT moze powodowac dolegliwosci jelitowe, w tym biegunke i wymioty, dlatego nalezy wprowadzaé
go powoli.

e Ze wzgledu na restrykcyjny charakter KD wazne jest zapewnienie odpowiedniego spozycia niezbednych
nienasyconych kwasoéw ttuszczowych (NNKT). Ma to szczegdlne znaczenie w przypadku dzieci
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stosujgcych MCT KD, gdzie duza czesc¢ ich zapotrzebowania energetycznego pochodzi z MCT. Moze
by¢ konieczne uzupetnienie diety niewielka iloscig (2—3 ml) oleju omega-3, np. oleju z orzechéw witoskich
lub siemienia Inianego.

Poziom dowodoéw naukowych i sita rekomendacji — nie podano

Wytyczne International Ketogenic Diet Study Group dotyczace optymalnego postepowanie klinicznego
u dzieci poddanych dietetycznej terapii padaczki

Wytyczne nie odnoszg sie do zastosowania $sspz K.Quik. Ponizej przedstawiono wytyczne odnoszgce
sie do diety ketogenicznej, w tym opartej na trojglicerydach o srednim tarncuchu (MCT).

(aktualizacja 2020)
(Wielka Brytania)

Kossof 2018 e KDT jest leczeniem z wyboru w przypadku dwéch konkretnych zaburzen metabolizmu mézgowego,
Glut1DS i PDHD.
e Wprowadzenie i utrzymanie KDT dla Glut1DS i PDHD nie rézni sie od ogdlnych zalecen opisanych
w oswiadczeniu konsensusu (patrz: wskazanie padaczka lekooporna).
Poziom dowodoéw naukowych i sita rekomendacji — nie podano
deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt MTP i deficyt CPT1
Zaburzenia metabolizmu tluszczé6w - zaburzenia oksydacji dlugotancuchowych kwaséw
tluszczowych: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt MTP oraz zaburzenia cyklu karnityny: deficyt
CPT1
Wytyczne nie odnoszg sie do zastosowania $sspz K.Quik.
e Bez uwaznego i odpowiedniego leczenia dietetycznego choroba moze prowadzi¢ do nieodwracalnego
uszkodzenia mézgu i Smierci.
e Leczenie dietetyczne:
o Ograniczenie lipolizy/unikanie diugich okreséw gtodzenia (moze byé konieczne podawanie
surowej skrobi kukurydzianej);
o Dostarczanie odpowiedniej ilosci energii (60% energii pochodzi z weglowodandw);
o Ograniczenie spozycia dtugotancuchowych tréjglicerydéw w celu dostarczenia 5-15% kalorii
BIMDG 2017

pochodzacych z ttuszczu (w zaleznosci od stanu);

o Suplementacja witamin, mineratéw, niezbednych nienasyconych kwaséw ttuszczowych oraz
dtugotancuchowych kwasoéw ttuszczowych, w tym DHA i AA.

o Suplementacja olejem/emulsjami/proszkiem MCT (dostarczajg 20-25% kalorii) — produkty
na bazie MCT sa niezbedne do zaspokojenia zapotrzebowania energetycznego na diecie o niskiej
zawartosci LCT, pod warunkiem, ze MCT jest tolerowane.

= Dawke i rodzaj produktu powinien zawsze ustali¢ specjalista dietetyk w zaleznosci
od indywidualnych potrzeb pacjenta.
= Podanie: doustnie lub przez sonde nosowo-zotgdkowa/gastrostomijna.

o W przypadku narazenia na dekompensacje metaboliczng (zwiekszona lipoliza i utlenianie kwasow
tluszczowych) konieczne jest ustalone postepowanie awaryjne dostosowane do wieku i masy
pacjenta (czeste podawanie pltyndw o wysokiej zawartosci weglowodanéw i regularne
monitorowanie).

Poziom dowoddéw naukowych i sita rekomendacji — nie podano

Zalecenia dietetyczne
2020

(Polska)

Gotowe diety i standardy zywienia dla dzieci chorych. Zalecenie dietetyczne w wybranych chorobach
pediatrycznych
Woybrane wrodzone wady metabolizmu: zaburzenia utleniania kwaséw ttuszczowych (VLCAD, LCHAD)

Wytyczne nie odnoszg sie do zastosowania $sspz K.Quik. Ponizej wskazano zalecenia dotyczace diety
i suplementaciji:

o Dieta niskotluszczowa, wysokoweglowodanowa.
e Monitorowanie stezenia niezbednych kwasow ttuszczowych w surowicy krwi.

e Unikanie pozostawania na czczo. W ciggu dnia regularne spozywanie positkéw i ograniczanie gtodu
W nocy.

e Z wyjatkiem niedoboru dehydrogenazy acylo-CoA $redniotancuchowych kwasoéw ttuszczowych MCADD
(w tym =zaburzeniu MCT sg przeciwwskazane), w pozostatych zaburzeniach utleniania
diugotancuchowych kwaséw tluszczowych mozna stosowac trdjglicerydy o $redniotancuchowych
kwasach ttuszczowych (MCT), co prowadzi do obnizenia oksydacji dtugotancuchowych kwaséw
tluszczowych. W tych okoliczno$ciach mozna siegnaé¢ po mieszanki bogate w MCT - Lipistart (Vitaflo),
Monogen (Nutricia), Portagen (Mead Johnson), Bebilonpepti MCT (Nutricia), Humana MCT (Humana),
MCT Peptide (SHS International), a takze preparaty w postaci plynu bedace czystymi MCT,
jak np. Liquigen lub MCT Qil (SHS International).

Poziom dowodéw naukowych i sita rekomendacji: nie podano
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Spiekerkoetter

Zalecenia dietetyczne u pacjentow z zaburzeniami utleniania dlugotancuchowych kwaséw
tluszczowych: deficytem LCHAD deficytem MTP (in. TFP), deficytem VLCAD

Wytyczne nie odnoszg sie do zastosowania $sspz K.Quik/Betaquik.
Deficyt LCHAD i MTP

e W przypadku pacjentéw z deficytem MTP spozycie diugotancuchowych ttuszczéw powinno by¢ mozliwie
najnizsze, zaréwno u pacjentdw bezobjawowych, jak i objawowych, aby zapobiec dtugotrwatym
objawom neuropatycznym. U noworodkéw obowigzkowe wydaje sie podawanie specjalnego preparatu
dla niemowlat o niskiej zawartosci LCT (dtugotancuchowe trojglicerydy) i wysokiej zawartosci MCT
(mieszanka zawierajgca MCT). Specjalne preparaty zawierajgce MCT (np. Monogen, SHS lub Basic-f,
Milupa + olej MCT) pokrywa wszystkie wymagania dietetyczne.

e Ze wzgledu na duzg smiertelnos¢ w pierwszych dniach i tygodniach zycia, leczenie dietetyczne,
po wykryciu zaburzen w badaniach przesiewowych u noworodkéw, nalezy zasadniczo rozpoczynac
natychmiast po uzyskaniu wynikéw, nawet przed potwierdzeniem rozpoznania za pomocg analiz
enzymatycznych lub molekularnych.

e Sugeruje sie, ze wraz z rozpoczeciem stosowania pokarméw statych u pacjentéw, zawartos¢
diugofancuchowych kwaséw tluszczowych w diecie powinna wynosi¢ 25-30% catkowitej energii,
z czego 20-25% stanowi MCT i 5-10% LCT.
Deficyt VLCAD
e Symptomatyczny deficyt VLCAD:

2009 o pacjenci objawowi zazwyczaj otrzymujg diete z ograniczeniem LCT i suplementacje MCT.
(Europa) Sugerowana zawarto$¢ LCT w diecie wynosi 25-30% catkowitej energii.

o Ze wzgledu, iz dominujgcymi objawami klinicznymi u pacjentéw z niedoborem VLCAD podczas
diugoterminowej obserwacji sg epizodyczne bdle miesni i rabdomioliza, sugerujgce niedobor
energii migdniowej, dieta musi by¢ wzbogacona w MCT, aby zapewni¢ 20% catkowitej energii
z MCT.

o Pacjenci z bolem migsni i ostabieniem wywotanym wysitkiem fizycznym odnoszg korzysci
ze zwiekszonej podazy MCT (lub weglowodanéw) tuz przed intensywniejszym wysitkiem
fizycznym (np. w dawce 0,25-0,5 g MCT/kg).

e Asymptomatyczny deficyt VLCAD:

o U bezobjawowych pacjentéw z niedoborem VLCAD konieczno$¢ ograniczenia spozycia LCT jest
dyskusyjna.

o Obecnie u bezobjawowych niemowlat i dzieci z niedoborem VLCAD zaleca sie fagodne
ograniczenie zawartosci ttuszczu w diecie do 30—40% catkowitej energii. Noworodki z VLCAD,
u ktérych po pierwszym tygodniu zycia profil acylokarnityny catkowicie si¢ unormowat, byly
leczone w pierwszych miesigcach zycia bez diety z ograniczeniem lub modyfikacjg tluszczu i jak
dotad nie wystgpity u nich zadne objawy kliniczne zwigzane z VLCAD.

o U pacjentéw, u ktérych w pdzniejszym okresie zycia rozwijajg sie jedynie objawy miopatii
wywotanej wysitkiem fizycznym, wzbogacenie diety o MCT (szczegdlnie przed ¢wiczeniami) moze
by¢ wystarczajace, a ograniczanie LCT moze nie by¢ konieczne.

Poziom dowoddéw naukowych i sita rekomendacji — nie podano
deficyt VLCAD
Wytyczne Genetic Metabolic Dietitians International dotyczace zalecen dietetycznych w deficycie
VLCAD
Wytyczne nie odnoszg sie do zastosowania $sspz K.Quik
Rekomendacja 1.2
e Przy ustalaniu zalecen zywieniowych dotyczgcych skfadu ttuszczéw w diecie nalezy wzig¢ pod uwage
wiek, stopieh zaawansowania choroby i historie kliniczna.
e Opracowujgc diete dla pacjenta z deficytem VLCAD, nalezy dgzy¢ do osiagniecia, ale nie przekraczac,
catkowitego spozycia ttuszczéw zalecanego przez DRI dla danego wieku. Catkowite spozycie ttuszczéw
GMDI v.1.4 obejmuje zaréwno LCF, jak i MCT.
2022 e W przypadku osob z tagodng postacig VLCAD nie ma koniecznosci zastepowania czesci LCF w diecie

MCT, o ile osoba ta pozostaje bezobjawowa i przestrzega wytycznych dotyczacych postu
i postepowania w przypadku choroby.

e W przypadku oséb z umiarkowang postacig VLCAD nalezy ograniczy¢ spozycie LCF do 15-30%
szacowanego zapotrzebowania energetycznego, biorgc pod uwage wiek, nasilenie choroby i historig
kliniczna.

e W przypadku os6b z cigzkg postacia VLCAD nalezy ograniczy¢ LCF do 10-15% szacowanego
zapotrzebowania energetycznego, biorgc pod uwage wiek, nasilenie choroby i historig kliniczna.

e Po okresleniu zapotrzebowania na LCF nalezy doda¢ Zzrédio MCT, aby zaspokoi¢ catkowite
zapotrzebowanie danej osoby na tluszcze.
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Sita rekomendacji:

Fair (zalecenie umiarkowane) - To zalecenie opcjonalne lub zalezne od kontekstu klinicznego. Moze by¢
sformufowane jako ,Mozna rozwazyc...” lub ,Zaleca sie w okreslonych sytuacjach...”. Oznacza to, ze dowody
sg umiarkowane lub ograniczone, a decyzja powinna byc dostosowana do indywidualnych potrzeb pacjenta.
Dziatanie kliniczne:

Imperative (zalecenie imperatywne) - To zalecenie obowigzkowe, ktére powinno by¢ stosowane w praktyce
klinicznej. Jest sformutowane w sposéb jednoznaczny, np. ,Zaleca sig...” lub ,Nalezy...”. Oznacza to, ze istnieje
silna podstawa naukowa lub konsensus ekspertow, by uznac to postepowanie za standard opieki.

Skréty: ASD — leki przeciwpadaczkowe (ang. antiseizure medications); CPT1 — niedob6r palmitylotransferazy 1 karnityny (ang. carnitine
palmitoyltransferase 1 deficiency); DRI — dzienne zalecane spozycie (ang. daily recommended intake); LCF dtugotancuchowe kwasy
ttuszczowe (ang. long-chain fat); MCT — $redniotancuchowe kwasy fttuszczowe (ang. medium chain triglycerides); MTP — niedobor
mitochondrialnego biatka tréjfunkcyjnego (ang. mitochondrial trifunctional protein deficiency, TFP); KDT — terapia dietg ketogeniczng (ang.
ketogenic diet therapies); MAD — zmodyfikowana dieta Atkinsa (ang. modified Atkins diet); PDHD — deficyt dehydrogenazy pirogronianowe;j
(ang. pyruvate dehydrogenase deficiency); PTN — Polskie Towarzystwo Neurologiczne
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3. Opinie ekspertéow klinicznych

Analitycy Agencji zwrdcili sie do pieciu ekspertow klinicznych z prosbg o opinie w przedmiotowej sprawie. Do dnia
zakonczenia prac nad niniejszym raportem nie otrzymano zadnej opinii.

W ramach prac nad raportem dotyczacym importu docelowego innego $sspz zawierajgcego mieszanke MCT,
tj. preparatu K.Vita we wskazaniach padaczka lekooporna, deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt dehydrogenazy
pirogronianu, deficyt GLUT1 (OT.4211.14.2025), otrzymano opinie ekspertow dotyczgce stosowania MCT w ww.
wskazaniach. W zwigzku brakiem opinii dotyczacych $sspz K.Quik ponizej skrétowo przedstawiono opinie
ekspertow ankietowanych przez Agencje, dotyczace stosowania MCT u pacjentéw z padaczkg lekooporng,
deficytem LCHAD, deficytem VLCAD, deficytem dehydrogenazy pirogronianu lub deficytem GLUT1:

e liczebnos¢ populaciji:

o padaczka lekooporna: ok. 20-30% pacjentow z padaczkg (prof. J. Sykut-Cegielska — Konsultant
Krajowy w dz. pediatrii metabolicznej), 30% pacjentéw z padaczkg (111 tys.) ogétem oraz
7 500-9 000 nowych przypadkéw rocznie (prof. J. Paprocka - Konsultant Krajowy
w dz. neurologii dzieciecej);

o deficyt LCHAD: ogétem ok. 100 pacjentéw i Srednio 3-5 przypadkéw nowych zachorowan rocznie
(prof. J. Sykut-Cegielska);

o deficyt VLCAD: ogétem ok. 80 pacjentéw oraz $rednio 5-8 przypadkéw nowych zachorowan
rocznie (prof. J. Sykut-Cegielska);

o deficyt dehydrogenazy pirogronianu: ogétem ok. 10 pacjentéw oraz $rednio 1-2 przypadki
nowych zachorowan rocznie (prof. J. Sykut-Cegielska);

o deficyt GLUT-1: ogétem ok. kilkudziesieciu pacjentéw w Polsce oraz srednio 5-13 przypadkéw
nowych zachorowan rocznie (prof. J. Sykut-Cegielska);

e aktualne problemy zwigzane ze stosowaniem aktualnych opciji leczenia:

o preparaty zawierajace MCT dostepne sg wytgcznie w ramach importu docelowego (prof. J. Sykut-
Cegielska, S. Ma¢kowiak — Prezes Federacji Pacjentow Polskich), w tym K.Quik (prof. J. Sykut-
Cegielska);

o ,Postepowanie dietetyczne jest niezwykle restrykcyjne, dlatego tez przysparza wielu trudnosci
zaréwno pacjentom, jak i ich rodzinom. Dieta wymaga indywidualnego planowania positkéw
o okreslonej wartosci odzywczej. Wprowadzenie zywnosci specjalnego przeznaczenia
medycznego (FSMP) na wniosek na import docelowy, majgcej zastosowanie w tego typu rodzaju
dietoterapii (np. K.Yo, MCT Oil, Liquigen, K.Quik, MCT Procal), znacznie utatwia leczenie
pacjentdw i pozwala na osiggniecie wiekszej skutecznosci leczenia, poprzez przestrzeganie
zalecen dietetycznych. Aktualnie wigkszos¢ zywnosci o statusie FSMP, majgca zastosowanie
w terapii dietg ketogenng, jest dostepna wytacznie na wniosek na import docelowy,
w tym preparaty bedace Zrodtem MCT” (prof. J. Sykut-Cegielska);

e Rozwigzania zwigzane z systemem ochrony zdrowia, ktére moglyby poprawi¢ sytuacje pacjentow
w omawianych wskazaniach:

o uproszczenie procedury importu docelowego (prof. J. Sykut-Cegielska, S. Macékowiak);

o ,Stworzenie rejestréow pacjentéw z chorobami metabolicznymi i padaczkami lekoopornymi,
co pozwoli lepiej oceni¢ rzeczywiste potrzeby refundacyjne” (prof. J. Sykut-Cegielska).
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Jako efekty zwigzane z przebiegiem lub nasileniem choroby, uznawane za istotne klinicznie punkty koncowe
prof. J. Paprocka wymienita: ,redukcje liczby napaddéw padaczkowych/ zwiekszenie liczby dni wolnych
od napadow padaczkowych, dobra tolerancja leku, brak dziatari ubocznych”.

Natomiast prof. Sykut-Cegielska odnoszac si¢ do kwestii uzyskanych efektéw wskazata w przypadku:

e padaczki lekoopornej: redukcje liczby, czestotliwo$ci i nasilenia napaddéw padaczkowych;

o deficytu LCHAD: przezycie, redukcja liczby epizoddéw dekompensacji metabolicznej, prewencja/redukcja
powiktan narzgdowych;

e deficytu VLCAD: przezycie, redukcja liczby epizodéw dekompensacji metabolicznej, prewencja/redukcja
powikfan narzgdowych;

o deficytu dehydrogenazy pirogronianu: przezycie, rozwdj psycho-ruchowy, prewencja/redukcja powiktan
narzgdowych;

o deficytu GLUTI1: przezycie, rozwdj intelektualny, redukcja liczby, czestotliwo$ci i nasilenia napadéw
padaczkowych”.
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4. Alternatywne technologie medyczne

Zgodnie z informacjami przekazanymi w zleceniu MZ w ocenianych wskazaniach w ramach importu docelowego
sprowadzane sg nastepujace produkty lecznicze lub $sspz:

e deficyt transportera GLUT-1: K.Yo, K.Vita, Liquigen, MCT Qil, MCT Procal;
o deficyt LCHAD: Lipistart, Liquigen, MCT Oil, MCT Procal, Monogen, SOS;

e deficyt VLCAD: Complete Amino Acid Mix, DocOmega, Lipistart, Liquigen, MCT Oil, MCT Procal,
Monogen, Milupa Basic-F, Paediatric Seravit, SOS;

e deficyt CPT1: MCT Oil, MCT Procal;
o deficyt MTP: MCT QOil, MCT Procal, Monogen;
e deficyt dehydrogenazy pirogronianowej: K.Yo, K.Vita, Liquigen, MCT Oil, MCT Procal;

e padaczka lekooporna: Fycompa, Inovelon, Ospolot, Petinimid, Synacthen, Taloxa, K.Yo, K.Vita, Liquigen,
MCT Oil.

Poza ww., aktualnie w ramach importu docelowego we wskazaniach: deficyt GLUT-1, deficyt LCHAD, deficyt
VLCAD, deficyt dehydrogenazy pirogronianu oraz padaczka lekooporna sprowadzany jest takze $sspz FruitiVits,
a we wskazaniu padaczka lekooporna: Lipistart.

Zaden ze wskazanych powyzej lekow lub $sspz nie posiada identycznego sktadu jakosciowego i iloéciowego
jak $sspz K.Quik. Ze wzgledu na fakt, iz preparat K.Quik jest zrodtem MCT, najblizsze sktadem (sposréd
wymienionych powyzej) sg $sspz: K.Vita, Liquigen, MCT Oil, MCT Procal, Lipistart i Monogen, poniewaz
w skfadzie majg sredniotancuchowe trojglicerydy (MCT).

Sposrod aktualnie refundowanych $sspz uwage zwraca preparat Bebilon Pepti MCT, ktory zawiera diete
eliminacyjna z MCT, jednakze rowniez rozni sie on skladem jakosciowym i iloSciowym od $sspz K.Quik.

Konsultant Krajowy w dziedzinie pediatrii metabolicznej, prof. J. Sykut-Cegielska (ankietowana przez Agencje
na potrzeby raportu OT.4211.14.2025) wskazala, ze we wskazaniach: padaczka lekooporna, deficyt LCHAD,
deficyt VLCAD, deficyt dehydrogenazy pirogronianu, deficyt GLUT1, stosowne sg nastepujgce produkty: MCT
Oil, Liquigen, K.Quik, MCT Procal. Dodatkowo w deficycie LCHAD i VLCAD stosowane sg poza wymienionymi
réwniez Lipistart i Monogen.

Konsultant Krajowy w dziedzinie neurologii dzieciecej prof. J. Paprocka (ankietowana przez Agencje na potrzeby
raportu OT.4211.14.2025) jako technologie medyczne aktualnie stosowane w padaczce lekoopornej wskazata:
o farmakoterapie - aktualnie stosowana u 100% pacjentéw jako technologia najtanszg i najskuteczniejsza,
e implantacje stymulatora nerwu btednego — mozliwa do zaproponowania dla 30% pacjentow,
e zabiegi neurochirurgiczne — dla populacji ok. 30% pacjentow (w tym dzieci 6-15%).

Podsumowujac, w Polsce nie jest dostepna alternatywna technologia medyczna, ktéra moze w petni zastgpic
$sspz K.Quik. Pacjenci mogg stosowacé $sspz zawierajgce sredniotanicuchowe tréjglicerydy (MCT), tj.: K.Vita,
Liquigen, MCT OQil, MCT Procal, Lipistart i Monogen, sprowadzane gtéwnie w ramach importu docelowego,
jednakze roznig sie one sktadem od ocenianego $sspz K.Quik. Zgodnie z odnalezionymi wytycznymi klinicznymi
(patrz rozdz. 2. niniejszego opracowania), w przypadku postepowania dietetycznego optymalny dobor preparatu
zalezy od wielu czynnikéw: indywidualnych potrzeb pacjentow, ich stanu zdrowia, wieku lub masy ciata.
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5. Wskazanie dowodoéw naukowych

5.1. Wyszukiwanie dowodéw naukowych

Analitycy Agencji przeprowadzili wyszukiwanie w celu odnalezienia dowodéw naukowych dotyczgcych
skutecznosci i bezpieczenstwa stosowania $sspz K.Quik w leczeniu dietetycznym deficytu transportera glukozy
GLUT-1, deficytu LCHAD, deficytu VLCAD, deficytu CPT1, deficytu MTP, deficytu dehydrogenazy
pirogronianowej i padaczki lekoopornej. Wyszukiwanie przeprowadzono w dniu 13.10.2025r. w bazach
medycznych MEDLINE (via Pubmed) oraz Cochrane Library.

Ponizej przedstawiono kryteria wigczenia badan do analizy:

Populacja: pacjenci z rozpoznaniem: deficytu transportera glukozy GLUT-1, deficytu LCHAD, deficytu VLCAD,
deficytu CPT1, deficytu MTP, deficytu dehydrogenazy pirogronianowej lub padaczki lekooporne;.

Interwencja: srodek spozywczy specjalnego przeznaczenia zywieniowego K.Quik (Betaquik). W przypadku
braku odnalezienia doniesien dotyczacych produktu K.Quik zdecydowano o wtaczaniu badan dotyczacych
suplementaciji $redniotancuchowych tréjglicerydéw (MCT).

Komparator: bez ograniczen.

Punkty koncowe: w zakresie skutecznosci i bezpieczenstwa stosowania K.Quik dotyczace odpowiedzi
na leczenie oraz objawow charakterystycznych dla analizowanych wskazahn w analizowanej populacji pacjentow.

Typ badan: randomizowane badania kliniczne z grupa kontrolng, badania nierandomizowane, badania
jednoramienne (wykluczano opisy przypadkéw).

Inne: publikacje w jezyku angielskim i polskim, dostepne w postaci petnego tekstu.

Przeprowadzong strategie wyszukiwania przedstawiono w zatgczniku nr 9.1 do niniejszego opracowania.

5.2. Opis badan wigczonych do analizy

W wyniku przeprowadzonego wyszukiwania nie odnaleziono zadnej publikacji dotyczacej skutecznosci
lub bezpieczenstwa $sspz K.Quik w ocenianych wskazaniach. Zdecydowano o wigczeniu odnalezionych badan
oceniajgcych skutecznosé lub bezpieczenstwo sredniotarncuchowych trojglicerydow (MCT).

Odnaleziono 5 publikacji spetniajgcych kryteria wigczenia do przeglagdu systematycznego. Skrétowg
charakterystyke wigczonych badan przedstawiono w ponizszej tabeli.

Nie odnaleziono dowodoéw dotyczgcych skutecznosci lub bezpieczehstwa $sspz zawierajgcych MCT
we wskazaniach: VLCAD, deficyt GLUT-1 (opublikowanych od 2022 r.), deficyt CPT1 i deficyt dehydrogenazy
pirogronianowe;j.

Tabela 4. Skrotowa charakterystyka badania pierwotnego wigczonego do przegladu systematycznego

Badanie Metodyka Populacja Punkty koncowe

Padaczka lekooporna

Rasmussen Jednoosrodkowe, prospektywne badanie | Kryteria wigczenia: * miesieczny wskaznik
2022 jednoramienne prowadzone w trybie | ., \viek 18-65 lat napadéw padaczkowych dla
704 otwartym kazdego pacjenta

Zrodio . y . o « minimum 3 napady padaczkowe g0 pacy

finansowania: Okres obserwaciji: 3 miesigce miesiecznie pomimo  terapii co

NOW Foods najmniej 3 lekami

Interwencja: olej MCT w dawce 60 ml
podawany dwa razy dziennie jako
uzupetnienie standardowej terapii co | * prowadzenie dzienniczka napadow
najmniej 3 lekami przeciwpadaczkowymi przez co najmniej 3 miesigce przed
rozpoczeciem badania

przeciwpadaczkowymi

Kryteria wykluczenia:

* cigza

* cukrzyca typu | Ilub stosowanie
insuliny
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Badanie

Metodyka

Populacja

Punkty koncowe

* niekontrolowana
tarczycy

* niedobor wit B12
* niewydolno$¢ watroby
» stosowanie walproinianu

* nietolerancja
wysokottuszczowe;j

« zespot jelita drazliwego lub zapalnag
choroba jelit z regularnymi napadami
biegunkami lub zaparciami, ktére nie
sg dobrze kontrolowane.

niedoczynnosc¢

diety

Liczba pacjentéw: N=9

Shin 2025
Zrédto
finansowania:
Namyang Dairy
Products Co,
grant z Korea
Health Industry

Development

Randomizowane badanie pilotazowe z
grupg  kontrolng  typu  cross-over
prowadzone w trybie otwartym

Okres obserwaciji: 16 tygodni (8 tyg.
interwencja, 8 tyg. komparator)
Interwencja: dieta ketogeniczna
wzbogacona MCT (preparat Ketonia
zawierajgcy kwas dekanowy)

Kryteria wtgczenia:

» wiek od 3 mies. do 20 lat

* padaczka lekooporna, rozumiana
jako napady padaczkowe
utrzymujgce mimo co najmniej 2
lekéw przeciwpadaczkowych

* wystepowanie napadoéw
padaczkowych w ciggu 2 tygodni

* redukcja
padaczkowych

napadéw

Institute Komparator: dieta ketogeniczna przed badaniem,
* wyjsciowa  czestos¢  napadow
padaczkowych ponad 2 razy w
miesigcu
Kryteria wykluczenia:
* cigza
« alergia na mleko lub nietolerancji
laktozy w wywiadzie
» przeciwwskazania do diety
ketogenicznej, takie jak
zdiagnozowane choroby
metaboliczne,
* rozpoznanie postepujacego
zaburzenia neurologicznego.
Liczba pacjentdow, ktérzy ukonczyli
badanie: N=10
Sredni wiek pacjentéw
zrandomizowanych + SE(N=15): 8,9 +
4,6 lata
deficyt LCHAD lub MTP
Gillingham Prospektywne badanie jednoosrodkowe | Pacjenci pediatryczni w wieku 1-10 lat | « Zachowanie wzorca wzrostu
2003 Okres obserwaciji: 1 rok Izkr)ogpfc_’znta'\';'lﬁ_?:( de:;‘l)cyt LCHAD (n=7) | . Hospitalizacie z powodu
5.5 ub defic n=3). 1
Zrédio ) Interwencja: dieta uboga w LCFA (n=10), | y o dekompensacii
finansowania: suplementacja MCT  (n=9), karnityna Liczba pacjentéw: N=10 metabolicznych
badanie (n=9), suplement multiwitaminowo-
czgsciowo mineralny (n=8), zywnos¢ dla niemowlat
sfinansowane z | (1-3) oleje roslinne (n=6)
grantu PHS
Grant 5 MO1
RR00334
Gillingham Randomizowane badanie | Pacjenci pediatryczni w wieku 7-14 lat | « Parametry biochemiczne
2006 jednoosrodkowe typu cross-over z rozpoznaniem deficyt LCHAD (n=6) zwigzane z  wysitkiem
Zrédto Interwencia: ok. 120 ml (4 oz) soku | 'ub deficyt MPT (n=3). fizycznym
finansowania: pomaranczowego w potgczeniu z MCT | Liczba pacjentéw: N=9
Granty PHS w dawce 0,5g/kg m.c.
RR000334 oraz | Komparator: ok. 120 ml (4 oz) soku
F32 DK065400 pomaranczowego
Okres obserwaciji: obserwacja
jednaorazowa (przed i po 45 min wysitku
fizycznym), po tygodniu obserwacja
ponowna (zmiana interwencji na
komparator lub odwrotnie).
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Badanie Metodyka Populacja Punkty koncowe
De Biase 2016 Jednoosrodkowe badanie | Pacjenci pediatryczni z rozpoznaniem | ¢ Parametry
Zrédto retrospektywne deficyt LCHAD lub deficyt MPT. antropometryczne
finansowania: Interwencja: suplementacja kwasami | Liczba pacjentow: N=5 » Parametry biochemiczne
ARUP Institute tluszczowymi (olej z orzechéw wioskich

lub Iniany i/lub DHA), olejem MCT i/lub
zywnoscig medyczng zawierajgcg MCT

for

Clinical and oraz karnityng (25 mg/kg/dzien).
Experimental A . "
Pathology Sredni okres obserwacji: 9,2 + 5,9 lata

5.3.  Wyniki badan witaczonych do przegladu

Padaczka lekooporna

e Rasmussen 2022

Badanie ukonczyto 6 sposrod 9 pacjentow, ktdrzy rozpoczeli badanie.

Skutecznos¢

U 5/6 pacjentéw zaobserwowano zmniejszenie czestosci napadoéw padaczkowych. Ogélny wskaznik czestosci
napadéw padaczkowych poréwnujgcy czesto$¢ napaddéw padaczkowych po rozpoczeciu stosowania oleju MCT
z czestoscig obserwowang przed rozpoczeciem suplementacji diety olejem MCT wyniost 0,5804 (95% ClI: 0,4676;
0,7203), p< 0,0001. Autorzy badania wskazuja, ze czestos¢ napadéw padaczkowych zmniejszyta sie 0 41,96%.

Bezpieczenstwo
U wszystkich 6 pacjentéw, ktérzy ukonczyli badanie obserwowano tagodne nudnosci, bél brzucha i luzne stolce.

e Shin 2025

Badanie ukonczyto 10 sposréd 15 zrandomizowanych pacjentéw: 5 pacjentéw, ktérzy poczatkowo stosowali diete
ketogeniczng wzbogacong MCT oraz 5 pacjentéw, ktérzy pierwotnie stosowali diete ketogeniczng. Do kohcowej
analizy wtgczono wyniki od pacjentow, ktérzy ukonczyli badanie.

Skutecznosc¢

U wszystkich pacjentéw, ktorzy najpierw stosowali diete ketogeniczng wbogacong MCT (5/5) obserwowano brak
napadéw padaczkowych podczas stosowania interwencji (8 tyg.) i efekt utrzymat sie po zmianie na diete
ketogeniczng bez suplementacji MCT (8 tyg.).

Sposrod 5 pacjentéw, kitorzy najpierw stosowali diete ketogeniczng, u dwoéch obserwowano brak napaddéw
padaczkowych w ciggu 8 tygodni. Po zmianie na diete ketogeniczng wzbogacong MCT, w ciggu kolejnych
8 tygodni brak napadéw obserwowano u 3 sposréd 5 pacjentow.

Bezpieczenstwo

Podczas stosowania diety ketogenicznej wzbogaconej MCT obserwowano nastepujgce dziatania niepozgdane:
przemijajgca hipoglikemia i kwasica metaboliczna (n=2), przemijajgca hiperkalciuria (n=1) oraz przemijajgce
objawy zotgdkowo-jelitowe (n=2). Wszystkie z nich udato sie opanowac.

Deficyt LCHAD lub MPT
e Gillingham 2003
Wszyscy pacjenci (10/10) ukonczyli badanie.

Skutecznosé

Wszyscy pacjenci utrzymali przewidywany wzorzec wzrostu.

6 sposréd 10 pacjentéw byto zdrowych, bez epizodéw dekompensacji metabolicznej i bez hospitalizacji. Jeden
badany byt hospitalizowany z powodu zapalenia ptuc i leczony dozylnymi ptynami, dekstrozg i antybiotykami.
Dwoch badanych byto hospitalizowanych z powodu wymiotéw i odwodnienia zwigzanego z towarzyszaca infekcja
wirusowsg i leczonych dozylnymi ptynami i dekstrozg. Jeden badany byt hospitalizowany dwukrotnie w ciggu roku
z powodu epizoddéw rabdomiolizy (maksymalne stezenie CPK = 30 000 U/l) zwigzanych z aktywno$cig fizyczna.
Leczono go odpoczynkiem, dozylnymi ptynami i dekstroza.

Bezpieczenstwo
Nie stwierdzono oznak zahamowania wzrostu, kardiomiopatii ani dysfunkcji watroby.
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e Gillingham 2006
W grupie, ktdéra otrzymata przed wysitkiem sok pomaranczowy w potgczeniu z MCT obserwowano m.in. nizsze
0 30% skumulowane stezenie diugotancuchowych 3-hydroksyacylokarnityn oraz 3-krotnie wyzsze stezenie
B- hydroksybutyranu niz w grupie, ktéra otrzymata przed wysitkiem jedynie sok pomaranczowy.

Whioski autoréw badania:
Koordynacja suplementacji MCT z okresami zwiekszonej aktywnosci moze poprawi¢ kontrole metaboliczng
po wysitku u dzieci z deficytem LCHAD lub MPT.

e De Biase 2016
U pacjentéw stwierdzono zahamowanie wzrostu we wczesnym okresie zycia, ktére ustgpito po 2. roku zycia.
U 4 sposrdd 5 pacjentéw rozwineta sie retinopatia barwnikowa.
Stezenie dtugotancuchowych hydroksylowanych acylokarnityn nie zmieniato sie istotnie wraz z wiekiem,
ale wzrastato w trakcie ostrych choréb. Stezenie wolnej karnityny utrzymywato sie w granicach normy i nie
korelowato z poziomem dtugotancuchowych hydroksylowanych acylokarnityn.
Whioski autoréw badania:
Wyniki te pokazujg, ze pacjenci z niedoborem LCHAD mogg mie¢ prawidtowy wzrost i rozwdj przy odpowiednim
leczeniu.

5.4. Dodatkowe informacje dotyczace skutecznosci i bezpieczenstwa

Informacje na podstawie ulotki K.Quik?® oraz informacji na stronie producenta*

Producent zaznacza, ze produkt K.Quik nie moze by¢ wytacznym zrédtem pozywienia. Produkt nie powinien by¢
stosowany u 0séb z niedoborem dehydrogenazy acyl-CoA $redniotancuchowych kwasoéw tluszczowych (MCADD)
ani u dzieci ponizej 3 r.z. Przeznaczony jest wytgcznie do stosowania enteralnego (podanie doustne lub przez
zgtebnik). Produkt nalezy stosowac¢ pod nadzorem lekarza.

5.5. Podsumowanie

W ramach przeprowadzonego przeglagdu systematycznego odnaleziono 5 publikacji spetniajgcych kryteria
wigczenia, 2 badania dotyczgce skutecznosci lub bezpieczenstwa diety opartej 0 MCT na padaczke lekooporng
(Rasmussen 2022, Shin 2025) oraz 3 badania dotyczgce skutecznosci lub bezpieczenstwa MCT w deficycie
LCHAD lub MTP u pacjentow pediatrycznych (Gillingham 2003, Gillingham 2006, De Biase 2016).

Kluczowym ograniczeniem odnalezionych badanh jest fakt, iz jako interwencje stosowano rézne preparaty
zawierajgce MCT (w zadnym z badan nie wskazano, ze interwencje stanowi ssspz K.Quik). Badania byty
prowadzone na niewielkich grupach pacjentéw i cele badawcze byly zréznicowane. Ponadto, nie odnaleziono
dowoddéw dotyczacych skutecznosci lub bezpieczenstwa ssspz zawierajagcych MCT we wskazaniach: VLCAD,
deficyt GLUT-1 (opublikowanych od 2022 r.), deficyt CPT1 i deficyt dehydrogenazy pirogronianowe;.

Badanie Rasmussen 2022 byto jednoosrodkowym, prospektywnym badaniem jednoramiennym prowadzonym
w trybie otwartym majacym na celu ocene wptywu stosowania oleju MCT w dawce 60 ml podawanego dwa razy
dziennie jako uzupetnienie standardowej terapii co najmniej 3 lekami przeciwpadaczkowymi na miesieczny
wskaznik napadéw padaczkowych dla kazdego pacjenta u dorostych chorych z padaczkg lekooporng. Badanie
ukonczylto 6 sposrod 9 pacjentow, ktérzy rozpoczeli badanie. Autorzy badania wskazujg, ze po okresie obserwac;ji
wynoszgcym 3 miesigce czestos¢ napaddéw padaczkowych zmniejszyta sie 0 42%. U wszystkich 6 pacjentéw,
ktérzy ukonczyli badanie obserwowano tagodne nudnosci, bl brzucha i luzne stolce.

Badanie Shin 2025 byto randomizowanym badaniem pilotazowym z grupg kontrolng typu cross-over
prowadzonym w trybie otwartym prowadzonym przez 16 tygodni w populacji gtéwnie pediatrycznej (pacjenci
w wieku od 3 mies. do 20 r.z.). Pacjenci stosowali przez 8 tygodni klasyczng diete ketogeniczng lub diete
ketogeniczng wzbogacong MCT (preparat Ketonia zawierajacy kwas dekanowy), po 8 tygodniach nastepowata
zmiana interwencji. Badanie ukonczyto 10 sposréd 15 zrandomizowanych pacjentéw. U wszystkich pacjentéw,
ktérzy najpierw stosowali diete ketogeniczng wbogacong MCT (5/5) obserwowano brak napadéw padaczkowych

3 https://www.nestlehealthscience.com/sites/default/files/2023-11/L1007_DC2 UK%20K%20QUIK%20DATA%20CARD.pdf
(data dostepu: 13.10.2025 r.)

4 https://www.nestlehealthscience.com/sites/default/files/2024-02/NUTRITION%20SUPPORT%20COMPENDIUM%20NSC-
0324-V13-UK%20%20MARCH%202024.pdf; https://www.nestlehealthscience.com/vitaflo/conditions/k-quik (data dostepu:
13.10.2025 r.)
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podczas stosowania interwenciji (8 tyg.) i efekt utrzymat sie po zmianie na diete ketogeniczng bez suplementac;ji
MCT (8 tyg.). Sposrdd 5 pacjentow, ktorzy najpierw stosowali diete ketogeniczng, u dwdch obserwowano brak
napadéw padaczkowych w ciggu 8 tygodni. Po zmianie na diete ketogeniczng wzbogacong MCT, w ciggu
kolejnych 8 tygodni brak napaddéw obserwowano u 3 sposréod 5 pacjentéw. Podczas stosowania diety
ketogenicznej wzbogaconej MCT obserwowano nastepujgce dziatania niepozgdane: przemijajgca hipoglikemia i
kwasica metaboliczna (n=2), przemijajgca hiperkalciuria (n=1) oraz przemijajgce objawy zotgdkowo-jelitowe
(n=2). Wszystkie z nich udato sie opanowac.

Wyniki uzyskane w dwéch powyzszych badaniach stanowig przestanke, iz suplementacja MCT w potgczeniu
z terapig standardowg moze by¢ skuteczna w leczeniu padaczki lekoopornej u pacjentéw dorostych, jak
i pediatrycznych, jednakze z uwagi na niewielka liczbe uczestnikow badan oraz wysoki odsetek chorych, ktérzy
rezygnowali z udziatu w badaniach przed ich zakonczeniem, do wynikéw nalezy pochodzi¢ z ostroznoscig.

Badanie Gillingham 2003 byto prospektywnym badaniem jednoo$rodkowym, w ktéorym uczestniczyto 10
pacjentow pediatrycznych w wieku 1-10 lat z rozpoznaniem: deficyt LCHAD (n=7) lub deficyt MPT (n=3), wszyscy
pacjenci je ukonczyli. Suplementacje MCT stosowano wsrdd innych interwencji u 9 sposréd 10 chorych. Po roku
wszyscy pacjenci utrzymali przewidywany wzorzec wzrostu, a 6 sposréd 10 pacjentéw byto zdrowych, bez
epizodéw dekompensacji metabolicznej i bez hospitalizacji. Nie stwierdzono oznak zahamowania wzrostu,
kardiomiopatii ani dysfunkcji watroby.

Badanie Gillingham 2006 bylo randomizowanym badaniem jednoosrodkowym typu cross-over, w ktérym
uczestniczyto 9 pacjentéw pediatrycznych w wieku 7-14 lat z rozpoznaniem deficyt LCHAD (n=6) lub deficyt MPT
(n=3). Pacjenci byli dwukrotnie poddani obserwacji (przed i po 45 min wysitku fizycznym). Pacjentom podawano
ok. 120 ml (4 oz) soku pomaranczowego w potgczeniu z MCT w dawce 0,5g/kg m.c. lub jedynie ok. 120 ml (4 oz)
soku pomaranczowego, po tygodniu nastepowata ponowna obserwacja po zmianie interwencji. W grupie, ktéra
otrzymata przed wysitkiem sok pomaranczowy w potgczeniu z MCT obserwowano m.in. nizsze o 30%
skumulowane stezenie dtugotancuchowych 3-hydroksyacylokarnityn oraz 3-krotnie wyzsze stezenie
B- hydroksybutyranu niz w grupie, ktéra otrzymata przed wysitkiem jedynie sok pomaranczowy. Autorzy badania
na podstawie uzyskanych wynikdw wnioskowali, ze koordynacja suplementacji MCT z okresami zwiekszone;j
aktywnosci moze poprawi¢ kontrole metaboliczng po wysitku u dzieci z deficytem LCHAD lub MPT.

Badanie De Biase 2016 byto jednoosrodkowym badaniem retrospektywnym, w ktérym wzieto udziat 5 pacjentow
pediatrycznych z deficytem LCHAD lub deficytem MPT. Pacjenci stosowali suplementacje kwasami ttuszczowymi
(olej z orzechéw wioskich lub Iniany i/lub DHA), olejem MCT i/lub zywnoscig medyczng zawierajacg MCT oraz
karnityng (25 mg/kg/dzien). Sredni okres obserwacji wynosit ok. 9 lat. U pacjentéw stwierdzono zahamowanie
wzrostu we wczesnym okresie zycia, ktore ustgpito po 2. roku zycia. U 4 spos$rod 5 pacjentdow rozwineta sie
retinopatia barwnikowa. Stezenie dtugotancuchowych hydroksylowanych acylokarnityn nie zmieniato sie istotnie
wraz z wiekiem, ale wzrastato w trakcie ostrych chordb. Stezenie wolnej karnityny utrzymywato sie w granicach
normy i nie korelowato z poziomem diugotanncuchowych hydroksylowanych acylokarnityn. Autorzy badania na
podstawie uzyskanych wynikow wnioskowali, ze pacjenci z niedoborem LCHAD mogg mie¢ prawidtowy wzrost
i rozwoj przy odpowiednim leczeniu.

Wyniki uzyskane w trzech powyzszych badaniach stanowig przestanke, ze dodanie suplementacji MCT do terapii
standardowej moze mie¢ korzystny efekt na wzrost i rozwdj pacjentéw pediatrycznych z deficytem LCHAD lub
MPT, a takze Zze szczegdlne znaczenie moze mieé koordynacja suplementacji MCT z okresami zwiekszone;j
aktywnosci fizycznej. Z uwagi na niewielkie grupy badane oraz ograniczenia metodologiczne badan,
do uzyskanych wynikéw nalezy pochodzi¢ z ostroznoscig.
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6. Wplyw na wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania
swiadczen ze srodkéw publicznych

Wedtug informacji otrzymanych od Ministerstwa Zdrowia (pismo znak PLD. 45341.940.2025.1.KB z dnia
4.09.2025 r.) $sspz K.Quik zostat zrefundowany w ramach importu docelowego w ocenianych wskazaniach dla 6
pacjentow w 2024 r. oraz dla ok. 11 chorych w okresie od 1 stycznia do 3 wrzesnia 2025 r. Niepewnos¢
oszacowah wynika z tego, ze jeden chory mogt mie¢ wiecej niz jedno rozpoznanie.

Najwiecej opakowan zrefundowano we wskazaniu deficyt GLUT-1: 54 opakowania dla 5 pacjentow w 2024 r.
i 38 opakowan dla 3 pacjentéw w niepeinym roku 2025. Natomiast w roku 2024 nie zrefundowano opakowan
we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt CPT1, deficyt MPT oraz padaczki lekoopornej z uwagi
na brak ztozonych wnioskéw o refundacje. Natomiast w 2025 r (do 3 wrzesnia 2025 r.) nie wptynat zaden wniosek
w zakresie refundacji preparatu we wskazaniu padaczka lekooporna.

Otrzymane dane zestawiono w ponizszej tabeli.
Tabela 5. Zestawienie refundacji w imporcie docelowym $sspz K.Quik roztwér doustny, we wskazaniach: deficyt

transportera glukozy GLUT-1, deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt CPT1, deficyt MTP, deficyt dehydrogenazy
pirogronianowej, padaczka lekooporna w okresie 1.01.2024 r. — 3.09.2025 r.

Liczba pacjentow Pozytywnie Liczba opakowan Kwota na jaka
Wskazanie Rok (unikalne numery rozpatrzone z wydana zgoda wydano zgody na
PESEL) whnioski na refundacje refundacje [zl]
deficyt 2024 5 8 54 24 296,22
transportera
glukozy GLUT-1 2025 3 4 38 17 097,34
2024 0 0 0 0
deficyt LCHAD
2025 4 4 10 4499,3
2024 0 0 0 0
deficyt VLCAD
2025 1 1 1 449,93
2024 0 0 0 0
deficyt CPT1
2025 1 1 8 3 599,44
2024 0 0 0 0
deficyt MPT
2025 1 1 1 449,93
deficyt 2024 1 2 18 8 098,74
dehydrogenazy
pirogronianu 2025 1 1 6 2 699,58
padaczka 2024 0 0 0 0
lekooporna 2025 0 0 0 0

taczny koszt refundacji K.Quik poniesiony przez pfatnika publicznego w 2024 r. wyniost 32 394,96 zt, natomiast
do 3 wrzesnia 2025 r.: 28 795,52 zt, co stanowi blisko 89% kosztéw poniesionych w roku 2024.

Zgodnie z trescig Zlecenia MZ, cena ssspz K.Quik, roztwér doustny, wynosi 449,93 zt za opakowanie zbiorcze
(15 buteleczek po 225 ml). Jest to szacunkowa cena netto sprzedazy produktu do apteki, zawierajgca marze
hurtowg (dane dot. ceny $sspz pochodzg z raportu z ZSMOPL z sierpnia 2025 r.).

Oszacowania analitykdw Agencji, dotyczace kosztu za jedno opakowanie zbiorcze dla ptatnika publicznego
przedstawiono w tabeli ponizej.
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Tabela 6. Koszt opakowania $sspz K.Quik — oszacowania analitykéw Agencji

. . Doplata Koszt dla ptatnika
Nazwa Opakowanie | CH [PLN] CHB [PLN] CD [PLN] PO pacjenta [PLN] | publicznego [PLN]
. 15 buteleczek
K.Quik po 225 ml 449,93 472,43 498,47 ryczatt 3,2 495,27
. Ustawa o refundacji: .
Ministerstwo art. 2 pkt 5a Ustawa Ustawa o refundacii: Ust fundaci:
Zrédio Zdrowia (Iek.+8%VAT) o refundaciji: art. 39 ust. 1, S a;/\;ta g thuq acy
(raporty lub art. 7 ust. 4 art. 6 ust. 2 pkt 2, art. 15 us.t 9

ZSMOPL) u i ust. 7 art. 6 ust. 6 : :

($sspz +5% VAT)**
Skréty: CH — cena hurtowa; CHB — cena hurtowa brutto; CD — cena detaliczna; PO — poziom odptatnosci

*

szacunkowa cena netto sprzedazy produktu do apteki, zawierajgca marze hurtowg (pismo znak PLD. 45341.940.2025.1.KB z dnia
4.09.2025r.)

** cena hurtowa brutto uwzgledniajaca podatek VAT; zgodnie z Ustawg z dnia 11 marca 2004 r. o podatku od towardw i ustug (Dz. U. z 2024 .
poz. 361, z p6zn. zm.) — Zatgcznik 10. WYKAZ TOWAROW | USLUG OPODATKOWANYCH STAWKA PODATKU W WYSOKOSCI 5%.

Koszt refundaciji jednego opakowania $sspz K.Quik ponoszony przez ptatnika wyniesie 495,27 zt.

Oszacowanie wydatkéw ptatnika publicznego w kolejnym roku

W oszacowaniach wptywu na wydatki ptatnika w ramach analizowanych wskazan wykorzystano dane przekazane
przez MZ wraz ze zleceniem obejmujgce okres od stycznia 2024 r. do wrzesnia 2025 r. i przyjeto nastepujgce
zatozenia:

e oszacowana liczebnos¢ pacjentéw oraz liczba opakowan stanowi warto$¢ najwyzszg z roku 2024/2025
wskazang w Zleceniu MZ, jako wariant maksymalny dla ptatnika;

o w przypadku 4 wskazan (deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt CPT1, deficyt MTP), dla ktérych nie byto
wnioskow o sprowadzenie K.Quik w 2024 r. z uwagi na rzadki charakter jednostek chorobowych przyjeto,
ze $sspz bedzie stosowaé taka sama ilo$¢ pacjentéw i w takiej samej ilosci opakowan, jaka zostata
wykazana w 2025 r. dla tych 4 wskazan;

e wprzypadku padaczki lekoopornej, dla ktérej w latach 2024-2025 nie wptynety wnioski o import docelowy,
na potrzeby obliczen przyjeto, ze preparat bedzie stosowany u jednego pacjenta w ilosci 1 opakowanie
w ramach jednego ztozonego i pozytywnie rozpatrzonego wniosku;

e koszt ponoszony przez ptatnika publicznego na jedno opakowanie $sspz K.Quik wyniesie 495,27 i,

e wprzypadku niepetnych opakowan uzyskang ilos¢ zaokrgglono w goére do catkowitych wartosci
liczbowych.

Zgodnie z oszacowaniami analitykéw Agencji, na podstawie przyjetych zatozen, catkowity koszt refundacji $sspz,
dla pacjentéw ze wskazaniami: deficyt transportera glukozy GLUT-1, deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt
CPTA1, deficyt MTP, deficyt dehydrogenazy pirogronianowej, padaczka lekooporna, w kolejnym roku wyniesie
tacznie 53,98 tys. zt. Najwieksze oszacowane wydatki dla ptatnika dotyczg pacjentéw z deficytem GLUT-1,
najnizsze za$s z deficytem MPT i padaczkg lekooporng.

Kluczowym ograniczeniem niniejszych oszacowan jest niepewnosc¢ dotyczgca liczebnosci pacjentéw, dla ktérych
bedzie sprowadzany $sspz K.Quik, liczby opakowan oraz ceny, po ktorej bylby sprowadzany. Zalecane
dawkowanie zalezy od wieku, masy ciata i stanu zdrowia pacjenta i powinno by¢ ustalane wytgcznie przez lekarza
lub dietetyka.

Wyniki oszacowan przedstawiono w tabeli ponizej.

Tabela 7. Oszacowanie kosztow K.Quik (opakowanie 15 buteleczek a 225 ml) w kolejnym roku refundacji

Refundacja w 2024 r. / 2025 r. Oszacowanie kosztéw na kolejny rok refundacji
Wskazanie I."CZba Liczba Srednia roczna Sl . . s Catkowita Celaly I.(OSZt
unikalnych a " . | opakowan Liczebnos¢ 5 dla ptatnika
opakowan | liczba opakowan . P liczba X
nr PESEL < ————; g i s zbiorczych na| pacjentéw S publicznego
we wnioskach Y pacj 1 pacjenta* P [PLN]
deficyt GLUT-1 5/3 54 /38 10,8/12,6 13 5 65 32 192,43
deficyt LCHAD 0/4 0/10 0/25 3+ 4 12 5943,22
deficyt VLCAD 0/1 0/1 0/1 1% 4 4 1981,07
deficyt CPT1 0/1 0/8 0/8 8** 1 8 3962,15
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Refundacja w 2024 r. / 2025 r. Oszacowanie kosztéw na kolejny rok refundacji
Wskazanie I."CZba Liczba Srednia roczna ——— . . ,, Catkowita Ry I.(OSZt
unikalnych . . . | opakowan Liczebnosé . dla ptatnika
opakowan | liczba opakowan ! N liczba X
nr PESEL zbiorczych na 1 pacienta zbiorczych na| pacjentéw opakowan publicznego
we wnioskach Y pacj 1 pacjenta* P [PLN]
deficyt MPT 0/1 0/1 0/1 1% 1 1 495,27
deficyt
dehydrogenazy 171 18/6 18/6 18 1 18 8914,83
pirogronianu
padaczka 0/0 0/0 0/0 qrer 1 1 495,27
lekooporna
Razem - 72 /164 - - - 109 53 984,24

* Liczbe opakowan w kolejnym roku refundacji oszacowano na podstawie wartosci maksymalnej z roku 2024 lub 2025 (wybierajgc wigkszg
liczbe opakowan jako wariant maksymainy);

**liczbe opakowan dla 4 wskazan przyjeto na podstawie danych za okres: styczen — wrzesien 2025 r. z powodu braku danych za 2024 r.
***z powodu braku danych dla padaczki lekoopornej za 2024 i 2025 dla potrzeb obliczen przyjeto, jedno opakowanie zbiorcze dla jednego
pacjenta w ramach jednego wniosku refundacyjnego.
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7. Kluczowe informacje

Problem decyzyjny

Zgodnie z art. 39 ust. 3 ustawy o refundacji Minister Zdrowia zlecit ocene zasadnosci refundacji preparatu K. Quik
(roztwor doustny) w ramach importu docelowego, dla wskazan: deficyt transportera glukozy GLUT-1, deficyt
LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt CPT1, deficyt MTP, deficyt dehydrogenazy pirogronianowej, padaczka
lekooporna.

Wedtug informacji producenta K.Quik, jest przeznaczony do postepowania dietetycznego w stanach
wymagajacych zrédta $redniotanicuchowych tréjglicerydéw (MCT), w tym w diecie ketogenicznej. Ssspz K.Quik
jest odpowiedni dla pacjentéw od 3. roku zycia. Nie nalezy stosowac¢ go u oséb z niedoborem dehydrogenazy
acylo-CoA s$redniofancuchowych kwaséw ttuszczowych (MCADD). Tym samym, oceniane wskazanie wykracza
poza zapisy rejestracyjne (w Zleceniu MZ nie wskazano Zzadnych ograniczeh dotyczacych wnioskowane;j
populaciji).

Srodek spozywczy specjalnego przeznaczenia zywieniowego K.Quik byt oceniany w Agencji w 2022 r. (6wczesna
nazwa produktu: Betaquik) jednak tylko dla wskazan: deficyt transportera glukozy GLUT-1 oraz padaczka
lekooporna. Zaréwno Stanowisko Rady Przejrzystosci jak i Rekomendacja Prezesa Agencji byty pozytywne.
Ssspz K.Quik nie znajduje sie w obrocie na terytorium Rzeczpospolitej Polskiej.

Wytyczne kliniczne
Odnaleziono 8 dokumentéw zawierajgcych wytyczne kliniczne.

Oceniana interwencja zostata wymieniona jedynie w zaleceniach British Dietetic Association (pod nazwa
Betaquik) jako przyktadowy suplement o wysokiej zawartosci MCT na 100 ml produktu.

Odnalezione wytyczne zalecajg diete ketogeniczng, w tym opartg na tréjglicerydach o srednim tancuchu (MCT)
we wszystkich ocenianych wskazaniach. Zalecany jest indywidualny dobdr postepowania dietetycznego
do potrzeb chorego.

Opinie ekspertéw klinicznych
Do dnia zakohczenia prac nad niniejszym raportem nie otrzymano zadnej opinii.

Natomiast w raporcie Agencji 0T.4211.14.2025, dotyczacym innego $sspz zawierajgcego mieszanke MCT,
tj. preparatu K.Vita we wskazaniach padaczka lekooporna, deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt dehydrogenazy
pirogronianu, deficyt GLUT1, ankietowani przez AOTMIT eksperci wskazali, iz aktualnym problemem zwigzanym
z leczeniem pacjentéw z ww. wskazaniami jest dostepnos¢ preparatéw zawierajgcych MCT, w tym rowniez
K.Quik, wylgcznie w ramach importu docelowego. Prof. J. Sykut-Cegielska (KK w dz. pediatrii metabolicznej)
dodatkowo wskazata, ze w ww. wskazaniach postepowanie dietetyczne jest bardzo restrykcyjne i trudne
do stosowania. ,Wprowadzenie zywnosci specjalnego przeznaczenia medycznego (FSMP) na wniosek na import
docelowy, majgcej zastosowanie w tego typu rodzaju dietoterapii (np. K.Yo, MCT OQil, Liquigen, K.Quik, MCT
Procal), znacznie utatwia leczenie pacjentéw i pozwala na osiggniecie wiekszej skutecznosci leczenia, poprzez
przestrzeganie zalecen dietetycznych”.

Wskazanie dowodéw naukowych

W ramach przeprowadzonego przegladu systematycznego odnaleziono 5 publikacji spetniajacych kryteria
wigczenia, 2 badania dotyczgce skutecznosci lub bezpieczenstwa diety opartej o MCT na padaczke lekooporng
(Rasmussen 2022, Shin 2025) oraz 3 badania dotyczgce skutecznosci lub bezpieczehstwa MCT w deficycie
LCHAD lub MTP u pacjentéw pediatrycznych (Gillingham 2003, Gillingham 2006, De Biase 2016).

Kluczowym ograniczeniem odnalezionych badanh jest fakt, iz jako interwencje stosowano rézne preparaty
zawierajgce MCT (w zadnym z badan nie wskazano, ze interwencje stanowi Ssspz K.Quik). Badania byty
prowadzone na niewielkich grupach pacjentéw i cele badawcze byly zréznicowane. Ponadto, nie odnaleziono
dowoddéw dotyczacych skutecznosci lub bezpieczenstwa $sspz zawierajgcych MCT we wskazaniach: VLCAD,
deficyt GLUT-1 (opublikowanych od 2022 r.), deficyt CPT1 i deficyt dehydrogenazy pirogronianowe;.

Badanie Rasmussen 2022 bylo jednoosrodkowym, prospektywnym badaniem jednoramiennym prowadzonym
w trybie otwartym majgcym na celu ocene wptywu stosowania oleju MCT w dawce 60 ml podawanego dwa razy
dziennie jako uzupetienie standardowej terapii co najmniej 3 lekami przeciwpadaczkowymi na miesieczny
wskaznik napadéw padaczkowych dla kazdego pacjenta u dorostych chorych z padaczkg lekooporng. Badanie
ukonczyto 6 sposrdd 9 pacjentdw, ktérzy rozpoczeli badanie. Autorzy badania wskazujg, ze po okresie obserwaciji
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wynoszgcym 3 miesigce czestos¢ napaddéw padaczkowych zmniejszyta sie o0 42%. U wszystkich 6 pacjentéw,
ktorzy ukonczyli badanie obserwowano tagodne nudnoéci, bdl brzucha i luzne stolce.

Badanie Shin 2025 byto randomizowanym badaniem pilotazowym z grupg kontrolng typu cross-over
prowadzonym w trybie otwartym prowadzonym przez 16 tygodni w populacji gtéwnie pediatrycznej (pacjenci
w wieku od 3 mies. do 20 r.z.). Pacjenci stosowali przez 8 tygodni klasyczng diete ketogeniczng lub diete
ketogeniczng wzbogacong MCT (preparat Ketonia zawierajacy kwas dekanowy), po 8 tygodniach nastepowata
zmiana interwencji. Badanie ukohczyto 10 sposrdéd 15 zrandomizowanych pacjentow. U wszystkich pacjentéw,
ktoérzy najpierw stosowali diete ketogeniczng wbogacong MCT (5/5) obserwowano brak napadéw padaczkowych
podczas stosowania interwenciji (8 tyg.) i efekt utrzymat sie po zmianie na diete ketogeniczng bez suplementac;ji
MCT (8 tyg.). Sposrod 5 pacjentéw, ktdrzy najpierw stosowali diete ketogeniczng, u dwéch obserwowano brak
napadéw padaczkowych w ciggu 8 tygodni. Po zmianie na diete ketogeniczng wzbogacong MCT, w ciggu
kolejnych 8 tygodni brak napaddéw obserwowano u 3 sposréod 5 pacjentéw. Podczas stosowania diety
ketogenicznej wzbogaconej MCT obserwowano nastepujgce dziatania niepozgdane: przemijajgca hipoglikemia i
kwasica metaboliczna (n=2), przemijajgca hiperkalciuria (n=1) oraz przemijajace objawy Zzotgdkowo-jelitowe
(n=2). Wszystkie z nich udato si¢ opanowac.

Wyniki uzyskane w dwdch powyzszych badaniach stanowig przestanke, iz suplementacja MCT w potgczeniu
z terapig standardowg moze by¢ skuteczna w leczeniu padaczki lekoopornej u pacjentéw dorostych, jak
i pediatrycznych, jednakze z uwagi na niewielkg liczbe uczestnikéw badan oraz wysoki odsetek chorych, ktérzy
rezygnowali z udziatu w badaniach przed ich zakonczeniem, do wynikdw nalezy pochodzi¢ z ostroznoscig.

Badanie Gillingham 2003 bylo prospektywnym badaniem jednoosrodkowym, w ktérym uczestniczyto 10
pacjentow pediatrycznych w wieku 1-10 lat z rozpoznaniem: deficyt LCHAD (n=7) lub deficyt MPT (n=3), wszyscy
pacjenci je ukonczyli. Suplementacje MCT stosowano wsréd innych interwencji u 9 sposrod 10 chorych. Po roku
wszyscy pacjenci utrzymali przewidywany wzorzec wzrostu, a 6 sposréd 10 pacjentéow byto zdrowych, bez
epizodow dekompensacji metabolicznej i bez hospitalizacji. Nie stwierdzono oznak zahamowania wzrostu,
kardiomiopatii ani dysfunkcji watroby.

Badanie Gillingham 2006 bylo randomizowanym badaniem jednoosrodkowym typu cross-over, w ktdrym
uczestniczyto 9 pacjentéw pediatrycznych w wieku 7-14 lat z rozpoznaniem deficyt LCHAD (n=6) lub deficyt MPT
(n=3). Pacjenci byli dwukrotnie poddani obserwacji (przed i po 45 min wysitku fizycznym). Pacjentom podawano
ok. 120 ml (4 oz) soku pomaranczowego w potgczeniu z MCT w dawce 0,5g/kg m.c. lub jedynie ok. 120 ml (4 oz)
soku pomaranczowego, po tygodniu nastepowata ponowna obserwacja po zmianie interwencji. W grupie, ktéra
otrzymata przed wysitkiem sok pomaranczowy w potgczeniu z MCT obserwowano m.in. nizsze o 30%
skumulowane stezenie dlugotancuchowych 3-hydroksyacylokarnityn oraz 3-krotnie wyzsze stezenie
B- hydroksybutyranu niz w grupie, ktéra otrzymata przed wysitkiem jedynie sok pomararniczowy. Autorzy badania
na podstawie uzyskanych wynikdw wnioskowali, ze koordynacja suplementacji MCT z okresami zwiekszone;j
aktywnosci moze poprawi¢ kontrole metaboliczng po wysitku u dzieci z deficytem LCHAD lub MPT.

Badanie De Biase 2016 byto jednoosrodkowym badaniem retrospektywnym, w ktérym wzieto udziat 5 pacjentow
pediatrycznych z deficytem LCHAD lub deficytem MPT. Pacjenci stosowali suplementacje kwasami ttuszczowymi
(olej z orzechéw wtoskich lub Iniany i/lub DHA), olejem MCT i/lub zywnoscig medyczng zawierajgcg MCT oraz
karnityng (25 mg/kg/dzien). Sredni okres obserwacji wynosit ok. 9 lat. U pacjentéw stwierdzono zahamowanie
wzrostu we wczesnym okresie zycia, ktére ustgpito po 2. roku zycia. U 4 sposréd 5 pacjentéow rozwineta sie
retinopatia barwnikowa. Stezenie dtugotancuchowych hydroksylowanych acylokarnityn nie zmieniato sie istotnie
wraz z wiekiem, ale wzrastato w trakcie ostrych chordb. Stezenie wolnej karnityny utrzymywato sie w granicach
normy i nie korelowato z poziomem dtugotaricuchowych hydroksylowanych acylokarnityn. Autorzy badania na
podstawie uzyskanych wynikow wnioskowali, ze pacjenci z niedoborem LCHAD mogg mie¢ prawidtowy wzrost
i rozwéj przy odpowiednim leczeniu.

Wyniki uzyskane w trzech powyzszych badaniach stanowig przestanke, ze dodanie suplementaciji MCT do terapii
standardowej moze mie¢ korzystny efekt na wzrost i rozwdj pacjentéw pediatrycznych z deficytem LCHAD lub
MPT, a takze ze szczegdlne znaczenie moze mie¢ koordynacja suplementacji MCT z okresami zwigkszonej
aktywnosci fizycznej. Z uwagi na niewielkie grupy badane oraz ograniczenia metodologiczne badan,
do uzyskanych wynikéw nalezy pochodzi¢ z ostroznoscia.

Wptyw na wydatki podmiotu zobowigzanego do finansowania swiadczen ze srodkéw publicznych

taczny koszt refundacji K.Quik poniesiony przez ptatnika w 2024 r. wynidst 32 394,96 zt, natomiast w 2025 r.,
w okresie od stycznia do 3 wrzesnia: 28 795,52 zt, co stanowi blisko 89% kosztow poniesionych w roku 2024.
Zgodnie z trescig Zlecenia MZ, cena $sspz K.Quik wynosita 449,93 zt za opakowanie zbiorcze (15 buteleczek
po 225 ml). Byta to szacunkowa cena netto sprzedazy produktu do apteki, zawierajgca marze hurtowg (dane dot.
ceny $sspz pochodzg z raportu z ZSMOPL z sierpnia 2025 r.).
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Koszt refundacji jednego opakowania zbiorczego preparatu K.Quik ponoszony przez ptatnika publicznego
wyniesie 495,27 zi.

Zgodnie z oszacowaniami analitykow Agenciji, na podstawie przyjetych zatozen, catkowity koszt refundacji $sspz,
dla pacjentdw ze wskazaniami: deficyt transportera glukozy GLUT-1, deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt
CPT1, deficyt MTP, deficyt dehydrogenazy pirogronianowej, padaczka lekooporna, w kolejnym roku wyniesie
tacznie 53,98 tys. zt. Najwieksze oszacowane wydatki dla pfatnika dotyczg pacjentéw z deficytem GLUT-1
(32,19 tys. zt), najnizsze zas z deficytem MPT (495,27 zl) i padaczka lekooporng (495,27 zt).

Kluczowym ograniczeniem niniejszych oszacowan jest niepewnos¢ dotyczgca liczebnosci pacjentéw, dla ktérych
bedzie sprowadzany $sspz K.Quik, liczby opakowan oraz ceny, po ktérej bylby sprowadzany. Zalecane
dawkowanie zalezy od wieku, masy ciata i stanu zdrowia pacjenta i powinno by¢ ustalane wytgcznie przez lekarza
lub dietetyka.
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9. Zalaczniki

9.1. Strategia wyszukiwania publikacji

DCh.4211.3.2025

Tabela 8. Strategia wyszukiwania w bazie Medline (data ostatniego wyszukiwania: 13.10.2025 r., data odciecia (data

wyszukiwania we wczesniejszym opracowaniu — 11.05.2022 r.) — dot. padaczki lekoopornej i GLUT-1

Nr wyszukiwania Kwerenda Liczba rekordéw
#1 K.Quik or Betaquik 0
# (medium chain triglyceride)'OR (mgdiurp chain triglycerides) OR (medium chain triacylglycerol) 19 895

OR (medium chain triacylglycerols) OR (MCT) OR (MCTs)
#3 #1 or #2 19 898
#4 Drug Resistant Epilepsy or DRE or Epilep* AND (Resistant or Refractory or intractable) 34 088
#5 Glut1 Deficiency Syndrome or GLUT-1 or Glucose Transporter Protein AND Deficien* 2310
#6 #4 or #5 36 297
#7 #3 and #6 152
#8 #3 and #6 Filters: English 144
#9 #3 and #6 Filters: English, from 2022 - 2025 39

Tabela 9. Strategia wyszukiwania w bazie Cochrane (data ostatniego wyszukiwania: 13.10.2025 r., data odciecia (data

wyszukiwania we wczes$niejszym opracowaniu - 06.05.2022 r.) — dot. padaczki lekoopornej i GLUT-1

Nr Liczba
wwyzﬁtijakl Kwerenda rekordow
#1 K.Quik or Betaquick 0
4 (medium chain triglyceride) OR (medium chain triglycerides) OR (medium chain triacylglycerol) OR 2063
(medium chain triacylglycerols) OR (MCT) OR (MCTs)
#3 #1 or #2 2063
#4 Drug Resistant Epilepsy or DRE or Epilep* AND (Resistant or Refractory or intractable) 2969
#5 Glut1 Deficiency Syndrome or GLUT-1 or Glucose Transporter Protein AND Deficien* 82
#6 #4 or #5 3047
#7 #3 and #6 25
#8 #3 and #6 Filters: from 2022 — 2025 8

Tabela 10. Strategia wyszukiwania w bazie Medline (data wyszukiwania: 13.10.2025 r.) — dot. deficyt LCHAD, deficyt
VLCAD, deficyt CPT1, deficyt MTP, deficyt dehydrogenazy pirogronianowej

Nr wyszukiwania Kwerenda Liczba rekordéw
#1 K.Quik or Betaquik 0
4 (medium chain triglyceride) OR (medium chain triglycerides) OR (medium chain triacylglycerol) 19 895

OR (medium chain triacylglycerols) OR (MCT) OR (MCTs)

#3 #1 or #2 19 898
#4 LCHAD or Long Chain 3 Hydroxyacyl CoA Dehydrogenase Deficien* 454
VLCAD or Very long-chain acyl-CoA dehydrogenase deficien* or ACADL or VLCADD or long
#5 f ] L . 3589
chain fatty acid oxidation disorder
#6 carnitine palmitoyltransferase deficiency 1 (CPT 1) 322
#7 mitochondrial trifunctional protein deficiency MTP 39
pyruvate dehydrogenase complex deficiency, PDCD, PDHD or PDH or Pyruvate
#8 A 2532
Dehydrogenase AND Deficien
#9 #4 or #5 or #6 or #7 #8 6 577
#10 #3 and #9 236
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Nr wyszukiwania Kwerenda

Liczba rekordéw

#11 #3 and #9 Filters: English

234

Tabela 11. Strategia wyszukiwania w bazie Cochrane (data wyszukiwania: 13.10.2025 r.) — dot. deficyt LCHAD, deficyt

VLCAD, deficyt CPT1, deficyt MTP, deficyt dehydrogenazy pirogronianowej

Nr ) Liczba
Wwy:ﬁlilakl Kwerenda I —
#1 K.Quick or Betaquick 0
# (medium chain triglyceride).OR (mgdium chain triglycerides) OR (medium chain triacylglycerol) OR 2063
(medium chain triacylglycerols) OR (MCT) OR (MCTs)
#3 #1 or #2 2063
#4 LCHAD or Long Chain 3 Hydroxyacyl CoA Dehydrogenase Deficien* 14
45 VLCAD or Very long-chain acyl-CoA dehyd_roge_nasg def_icien* or ACADL or VLCADD or long chain fatty 373
acid oxidation disorder
#6 carnitine palmitoyltransferase deficiency 1 (CPT 1) 4
#7 mitochondrial trifunctional protein deficiency MTP 0
48 pyruvate dehydrogenase complex deficiency, PDQQ, PDHD or PDH or Pyruvate Dehydrogenase AND 141
Deficien*
#4 or #5 or #6 or #7 #8 379
#3 and #9 70
Opracowanie materiatdéw analitycznych na potrzeby decyzji Ministra Zdrowia 29/29



