Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 193/2025 z dnia 22 grudnia 2025 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego Paediatric
Seravit we wskazaniach: VLCAD, acyduria izowalerianowa

Rada Przejrzystosci uznaje za niezasadne wydawanie zgdd na refundacje srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia Zywieniowego Paediatric Seravit,
(proszek), we wskazaniach:

e deficyt dehydrogenazy bardzo dtugotancuchowych kwasow ttuszczowych
(VLCAD),

e acyduria izowalerianowa.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Opinia dotyczy zasadnosci wydawania zgody na refundacje w ramach importu
docelowego produktu Paediatric Seravit we wskazaniach: deficyt dehydrogenazy
bardzo dtugotaricuchowych kwaséw ttuszczowych (VLCAD) oraz acyduria
izowalerianowa (IVA). Paediatric Seravit byt przedmiotem oceny Agencji
w2022r. i otrzymat pozytywne  Stanowisko  Rady  Przejrzystosci
(SRP nr 6/2022 z dnia 3 stycznia 2022 r.) oraz pozytywnq Rekomendacje Prezesa
Agencji (REK nr 6/2022 z dnia 18 stycznia 2022 r.) w zakresie wydania zgod
na refundacje we wskazaniu VLCAD. Preparat nie byt wczesniej oceniany
we wskazaniu: acyduria izowalerianowa (IVA).

VLCAD nalezy do grupy zaburzen zuzytkowania wolnych kwasow ttuszczowych
spowodowanych uposledzeniem ich utleniania wewngqtrzmitochondrialnego
(zaburzenia B-oksydacji kwasow ttuszczowych). Objawy mogq pojawiac sie
we wczesnym okresie niemowlecym, w poZinym okresie niemowlecym
lub dziecinstwie. U pacjentow mogq wystgpic: hipoglikemia hipoketotyczna,
dysfunkcja waqtroby, kardiomiopatia, dysfunkcja wgqtroby bez kardiomiopatii.
Objawy zaburzenia 8-oksydacji kwasow ttuszczowych ujawniajq sie w okresach
zwiekszonego katabolizmu (infekcja, gorqczka, stres) oraz niedostatecznego
doptywu energii (wymioty, wysitek fizyczny, nagta operacja). Szacuje sie,
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iz czestos¢ wystepowania deficytu VLCAD wynosi ok.1/40 000 do 1/110 000
Zywych urodzen.

IVA jest acydurig organicznq, dziedziczong autosomalnie recesywnie,
charakteryzujgcq sie niedoborem dehydrogenazy izowalerylo-CoA i duzq
zmiennosciq klinicznqg. Moze ujawnic sie w niemowlectwie ostrymi objawami,
takimi jak wymioty, staby przyrost masy ciatfa, drgawki, letarg, charakterystyczny
zapach ,spoconych stop”, ostre zapalenie trzustki, fagodne do ciezkiego
opoznienie rozwoju lub w okresie dziecinstwa kwasicq metaboliczng (wywotang
przez dtugotrwate gtodzenie, zwiekszong podaz bogatobiatkowych pokarmow
czy infekcje). Leczenie ww. chorob metabolicznych polega na wprowadzeniu
konkretnych modyfikacji dietetycznych.

Dowody naukowe

Wg wytycznych odnoszgcych sie do zaburzern metabolizmu kwasow ttuszczowych
(polskie Zalecenia dietetyczne z 2020 r., brytyjskie BIMDG 2020, swiatowe SERN
i GMDI 2019) nalezy w deficycie VLCAD u niemowlgt stosowac specjalne
mieszkanki niskottuszczowe wzbogacone Sredniotaricuchowymi kwasami
ttuszczowymi (MCT). Natomiast u starszych dzieci rekomenduje sie diete
Z ograniczeniem dtugotfancuchowych ttuszczow, zmodyfikowang
o MCT (mieszanki  lub  olej). W  przypadku  deficytu  translokazy
karnitynoacylokarnitynowej (CACT), konieczne jest przestrzeganie zakazu
dtuiszego przebywania na czczo (gfodowki) oraz wprowadzenie diety o niskiej
zawartosci dfugotancuchowych kwasow ttuszczowych, uzupetnionej MCT.
W wytycznych wskazano, iz aby unikngc deficytow niezbednych kwasow
tfuszczowych u dzieci ograniczajgcych spozycie LCT i suplementujgcych
MCT wskazane jest przyjmowanie srodkow spoZzywczych zawierajgcych kwas
arachidonowy (ARA) i kwas dokozaheksaenowy (DHA). W przypadku
gdy suplementacja DHA jest niezbedna, zalecane dawki dla dzieci wynoszq
60 mg/dzien lub 100 mg/dzien w zaleznosci od wieku.

W wytycznych odnoszqcych sie do acydurii izowalerianowej (miedzynarodowe
Thimm 2025 i europejskie EIMD) nie przedstawiono bezposrednich zalecen
dla stosowania ocenianego preparatu. W trakcie terapii IVA zalecane jest
ograniczenie podazy biatka w diecie i suplementacja za pomocqg I-karnityny,
a w ciezszych przypadkach suplementacja z pomocgq L-glicyny. Leczenie powinno
byc¢ dostosowywane indywidualnie w zaleznosci od aktualnego stanu pacjenta.
Podczas leczenia nalezy monitorowac stezenie aminokwasow i karnityny
w osoczu.

Problem ekonomiczny

Zgodnie z obliczeniami prognozowane roczne wydatki ptatnika publicznego
zwigzane z refundacjq preparatu Paediatric Seravit w ramach importu
docelowego wyniosq ok. 50 tys. zt (min. 20 tys. zt;, max. 100 tys zt.).
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Gtowne arqgumenty decyzji

e brak dowodow naukowych oraz rekomendacji wskazujgcych na uzasadnienie
stosowania ocenianego preparatu w omawianych wskazaniach;

e dostepne na rynku inne preparaty mogqce stanowic¢ wsparcie Zywieniowe
w tej grupie pacjentow.

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31h ust. 2 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146) oraz
wzw. zart. 39 ust. 3 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, Srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz.U. z 2025 r. poz. 907), z uwzglednieniem
opracowania na potrzeby oceny zasadnosci dalszego wydawania zgody na refundacje nr: OTAD.4211.1.2025
(Aneks do opracowania nr: 0T.4211.14.2022) , Paediatric Seravit we wskazaniach: deficyt dehydrogenazy bardzo

dtugotancuchowych kwaséw ttuszczowych (VLCAD) oraz acyduria izowalerianowa”, data ukonczenia:
18.12.2025 .



