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Rekomendacja nr 150/2026
z dnia 30 wrzes$nia 2026 r.
Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje produktu leczniczego
Xuriden (uridine triacetate)
we wskazaniu: encefalopatia padaczkowa typu 50 zalezna od urydyny

Prezes Agencji nie rekomenduje objecie refundacjg produktu leczniczego Xuriden (uridine triacetate)
we wskazaniu: encefalopatia padaczkowa typu 50 zalezna od urydyny.

Uzasadnienie

Ocena dotyczy zbadania zasadnosci wydawania zgdéd na refundacje w ramach importu docelowego
produktu leczniczego Xuriden (uridine triacetate) we wskazaniu: encefalopatia padaczkowa typu 50
zalezna od urydyny, na potrzeby indywidualnego pacjenta w oparciu o zatgczong informacje
z dokumentacji medycznej pacjenta.

Encefalopatia rozwojowa i padaczkowa typu 50 (ang. developmental and epileptic encephalopathy-50,
DEE50) - rzadkie wrodzone zaburzenie glikozylacji (ang. congenital disorder of glycosylation, CDG)
spowodowane mutacjami w genie CAD (CAD-CDG), jest autosomalng recesywng choroba
neurodegeneracyjng i neurometaboliczng, powodujaca uposledzenia szlaku syntezy pirymidyn.

Produkt leczniczy Xuriden nie posiada rejestracji w Polsce ani w Europie. Jest zarejestrowany przez FDA
we wskazaniu dziedziczna kwasica orotowa. W USA Xuriden jest oznaczony jako lek sierocy dla DEE50,
pomimo braku rejestracji w tym wskazaniu.

Produkt leczniczy Xuriden nie byt przedmiotem oceny Agencji w ocenianym wskazaniu, natomiast
w 2025 roku przedmiotem oceny byt inny lek zawierajacy tréjoctan urydyny - Vistogard, we wskazaniu
zbieznym ze wskazaniem aktualnie ocenianym (zlecenie nr 38/2025). Wéréd argumentow negatywnej
rekomendacji Prezesa z 2025 r. wskazano m.in. niskg jako$¢ odnalezionych dowodéw naukowych
(opisy przypadkdw i serii przypadkow), brak rejestracji w ocenianym wskazaniu, a takze bardzo wysoki
koszt terapii.

W ramach aktualizacji oceny odnaleziono opis serii 5 przypadkéw Sekhon 2026, wskazujacy,
ze u pacjentéw stosujagcych monofosforan urydyny (UMP) uzyskano poprawe kontroli napadéw
padaczkowych, a takze poprawe sprawnosci ruchowej, ataksji, mowy, funkcji poznawczych, cho¢ u czesci
pacjentéw utrzymywaty sie zaburzenia rozwojowe.

Nie odnaleziono formalnych wytycznych klinicznych, natomiast suplementacja urydyng i jej zwigzkami
jest wskazywana w literaturze medycznej jako terapia stosowana w leczeniu CAD-CDG. W przypadku
whnioskowanego wskazania nalezy uznad, ze brak jest alternatywnych opcji terapeutycznych. Leczenie
stanowi suplementacja urydyng lub jej pochodnymi.

Szacunkowa cena hurtowa brutto produktu leczniczego Xuriden (uridine triacetate) saszetki 2 g,
30 saszetek, wynosi ok. 105,5 tys. PLN. Roczny koszt leczenia jednego pacjenta to ok. 3,47 min PLN
w wariancie zaktadajagcym, ze niewykorzystana czes$¢ granulek z saszetki bedzie zuzyta przy kolejnym
przygotowywaniu dawki, natomiast ok. 3,98 min PLN w wariancie zaktadajagcym, ze niewykorzystana
czes$¢ granulek z saszetki nie moze by¢ ponownie uzyta (zgodnie z zapisami informacji o produkcie
leczniczym Xuriden opublikowanej przez FDA).

Uwzgledniajac wnioski ptynace z przeprowadzonych analiz, niska jakos¢ dowoddéw naukowych
przy bardzo wysokim koszcie terapii, a takze negatywne stanowisko Rady Przejrzystosci, finansowanie
produktu leczniczego Xuriden we wnioskowanym wskazaniu uznaje sie za niezasadne.
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Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy oceny zasadnos$ci wydawania zgdéd na refundacje produktu
leczniczego Xuriden (uridine triacetate), granulat do sporzadzania zawiesiny doustnej, saszetki 2 g,
we wskazaniu: encefalopatia padaczkowa typu 50 zalezna od urydyny, na potrzeby indywidualnego
pacjenta w oparciu o zatgczong informacje z dokumentacji medycznej pacjenta, na podstawie art. 39 ust.
3 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2026 r. poz. 253, z p6zn. zm.).

Produkt leczniczy Xuriden nie byt przedmiotem oceny Agencji w ocenianym wskazaniu, natomiast
w 2025 roku przedmiotem oceny byt inny produkt leczniczy zawierajacy tréjoctan urydyny - Vistogard
(zlecenie nr 38/2025). Oceniane wskazanie byto zbiezne ze wskazaniem aktualnie ocenianym i brzmiato:
encefalopatia padaczkowa i rozwojowa wrazliwa na urydyne (wynik potwierdzony badaniem
genetycznym - w badaniu typu WES: encefalopatia rozwojowa i padaczkowa typu 50 spowodowana
mutacjg w genie CAD). Wsrdd argumentdw negatywnej rekomendacji Prezesa z 2025 r. wskazano m.in.
niska jako$¢ odnalezionych dowoddéw naukowych (opisy przypadkow i serii przypadkéw), brak rejestraciji
w ocenianym wskazaniu, a takze bardzo wysoki koszt terapii.

Problem zdrowotny

Encefalopatia rozwojowa i padaczkowa typu 50 spowodowana mutacjami w genie CAD (ang.
developmental and epileptic encephalopathy-50, DEE50, zespét CDG typu lz, ang. congenital disorder
of glycosylation type 1z, CAD- CDG), jest autosomalng recesywna choroba neurodegeneracyjng
i neurometaboliczng. Charakteryzuje sie wystepowaniem padaczki, cato$ciowym opdznieniem rozwoju,
niedokrwistoscia normocytarng i anizopoikilocytoza. W przebiegu choroby wystepuje utrata
umiejetnosci nabytych we wczesnym dziecinstwie. Do rzadziej wystepujgcych objawow naleza: objawy
piramidowe, dysfagia, hipotonia i zez. Choroba najczesciej objawia sie w okresie niemowlecym, przy czym
u 90% pacjentow w przeciggu pierwszych 3 lat zycia. Mutacje w genie CAD, zlokalizowanym
na chromosomie 2p23.3, prowadza do niedoboru funkcjonalnej syntetazy karbamoilofosforanowej 2,
transkarbamoilazy asparaginianowej lub dihydroorotazy, co prowadzi do uposledzenia szlaku syntezy
pirymidyn, ktére sg niezbedne do syntezy DNA i RNA.

Alternatywna technologia medyczna

W przypadku wnioskowanego wskazania, nalezy uznaé, Zze brak jest alternatywnych opgcji
terapeutycznych. Leczenie stanowi suplementacja urydynga lub jej pochodnymi.

Opis wnioskowanego swiadczenia

Produkt leczniczy Xuriden (uridine triacetate) jest analogiem pirymidyny stosowanym w celu
uzupetnienia urydyny, wskazanym w leczeniu dziedzicznej acydurii orotowej u dorostych i dzieci.
Tréjoctan urydyny zostat oznaczony jako sierocy produkt leczniczy dla wskazania leczenie dziedzicznej
acydurii orotowe] na terenie panstw Europejskiego Obszaru Gospodarczego, na podstawie Decyzji
Wykonawczej Komisji z dnia 28.06.2024 r., natomiast nie posiada dopuszczenia do obrotu wydanego
przez EMA. Produkt leczniczy Xuriden posiada dopuszczenie do obrotu na terenie Standéw
Zjednoczonych wydane przez FDA dnia 9 kwietnia 2015 r. we wskazaniu dziedziczna acyduria orotowa.
W USA Xuriden jest oznaczony jako lek sierocy dla DEE50, pomimo braku rejestracji w tym wskazaniu.

Ocena skutecznosci (klinicznej oraz praktycznej) i bezpieczenstwa

W raporcie z 2025 r. dotyczacym innego produktu leczniczego zawierajacego tréjoctan urydyny -
Vistogardu, odnalezione dowody naukowe obejmowaty opisy serii przypadkéw i opisy przypadkow
zastosowania suplementacji urydyna i jej zwigzkami u pacjentdw z rozwojowa i padaczkowa
encefalopatia z mutacjami w genie CAD (DEE50): Glangher 2025, Duan 2024, Al-Otaibi 2021,
Steinberg-Shemer 2023.

Na potrzeby niniejszej oceny w ramach aktualizacji przegladu pismiennictwa odnaleziono publikacje
Sekhon 2026 - opis serii 5 przypadkéw pacjentéw z DEES50, z czego u 4 pacjentéw stosowano
monofosforan urydyny (UMP). W publikacji przedstawiono takze wyniki niesystematycznego przegladu
literatury, zawierajacego opis 59 przypadkéw pacjentéw z DEE50 stosujacych suplementacje urydyny.

Skutecznos¢

U pacjentéw leczonych UMP (w dawce 120-150 mg/kg mc/dobe) uzyskano poprawe kontroli napadéw.
Odpowiedz wystepowata niekiedy w ciggu 2-3 dni od rozpoczecia terapii. Obserwowano réwniez
poprawe sprawnosci ruchowej, ataksji, mowy, funkcji poznawczych, jednak u czesci pacjentow
utrzymywaty sie zaburzenia rozwojowe. Odnotowano poprawe lub normalizacje parametrow
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hematologicznych, w tym stezenia hemoglobiny, wskaZznika zréznicowania objetosci erytrocytéw (RDW,
ang. red cell distribution width) i obrazu rozmazu krwi.

Jeden z pacjentéw nie byt leczony z powodu braku dostepu do monofosforanu urydyny, co doprowadzito
do jego $mierci.

Bezpieczetristwo

W publikacji Sekhon 2026 nie odnotowano dziatan niepozadanych zwigzanych z suplementacja urydyny.
Ograniczenia

Gtéwnym ograniczeniem analizy jest niska jako$¢ odnalezionych dowodéw naukowych.

Propozycje instrumentéw dzielenia ryzyka

Nie dotyczy.

Ocena ekonomiczna, w tym szacunek kosztow do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych

Nie dotyczy.

Wskazanie czy zachodza 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 2026 r. poz. 253, z p6zn. zm.).

Nie dotyczy.
Ocena wptywu na system ochrony zdrowia, w tym wptywu na budzet ptatnika publicznego

Zgodnie z danymi otrzymanymi od Ministerstwa Zdrowia ocena dotyczy zgody na refundacje produktu
leczniczego Xuriden u jednego pacjenta pediatrycznego.

Szacunkowa cena hurtowa brutto produktu leczniczego Xuriden (uridine triacetate), saszetki 2 g,
30 saszetek, wynosi ok. 105,5 tys. PLN. Roczny koszt leczenia jednego pacjenta to ok. 3,47 min PLN
w wariancie zaktadajgcym, ze niewykorzystana czes$é granulek z saszetki bedzie zuzyta przy kolejnym
przygotowywaniu dawki, natomiast ok. 3,98 min PLN w wariancie zakfadajacym, ze niewykorzystana
czes$¢ granulek z saszetki nie moze by¢ ponownie uzyta (zgodnie z zapisami informacji o produkcie
leczniczym Xuriden opublikowanej przez FDA).

Ograniczenia

Gtéwnym ograniczeniem analizy jest niepewnos$¢ zwigzana z przysztym zuzyciem leku. Dawkowanie
zalezne jest od masy ciata, co w przypadku pacjenta pediatrycznego oznacza, ze wraz z wiekiem
i wzrostem masy ciata dawka leku bedzie ulega¢ zwiekszeniu, a tym samym bedg rosnac koszty leczenia.

Zgodnie ze zleceniem Ministra Zdrowia zgoda na refundacje ma by¢ wydana na potrzeby indywidualnego
pacjenta, natomiast przyszta liczba pacjentéw obarczona jest pewng niepewnoscig. Niemniej jednak
bioragc pod uwage, ze oceniane wskazanie jest choroba ultrarzadka, mozna przyjaé, ze w przysztosci
refundacja bedzie dotyczyc¢ pojedynczych pacjentéw.

Uwagi do proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka

Nie dotyczy.

Uwagi do programu lekowego

Nie dotyczy.

Omoéwienie rozwigzan proponowanych w analizie racjonalizacyjnej

Nie dotyczy.

Omowienie rekomendacji wydawanych w innych krajach w odniesieniu do ocenianej technologii
Rekomendacje kliniczne

Nie odnaleziono formalnych wytycznych klinicznych, natomiast suplementacja urydyng i jej zwigzkami
jest wskazywana w literaturze medycznej jako terapia stosowana w leczeniu CAD-CDG.
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Podstawa przygotowania rekomendacji

Rekomendacja zostata przygotowana na podstawie zlecenia Ministra Zdrowia z dnia 23.04.2026 r. (znak pisma:
PLD.45340.1927.2025.8.KSz), dotyczacego przygotowania rekomendacji Prezesa w sprawie zasadnosci wydawania
zgodd na refundacje produktu leczniczego Xuriden, uridine triacetate, granulat do sporzadzania zawiesiny doustnej,
saszetki 2 g, we wskazaniu: encefalopatia padaczkowa typu 50 zalezna od urydyny na potrzeby indywidualnego
pacjenta w oparciu o zataczong informacje z dokumentacji medycznej pacjenta, na podstawie art. 39 ust. 3 ustawy
z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, $rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz
wyrobow medycznych (Dz. U. z 2026 r. poz. 253, z pdzi. zm.), po uzyskaniu Stanowiska Rady Przejrzystosci
nr 144/2026 z dnia 28 wrzesnia 2026 roku w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje leku Xuriden
(uridine triacetate) we wskazaniu: encefalopatia padaczkowa typu 50 zalezna od urydyny.

Z upowaznienia Prezesa
Dr n. med. Przemystaw Rzodkiewicz
ZASTEPCA PREZESA
/dokument podpisany elektronicznie/

Pismiennictwo

1. Opracowanie nr OTAP.414.1.2026. Xuriden (uridine triacetate) we wskazaniu: encefalopatia padaczkowa
typu 50 zalezna od urydyny. Opracowanie na potrzeby oceny zasadnosci wydawania zgody na refundacje.
Data ukonczenia: 23 wrzes$nia 2026 r.

2. Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 144/2026 z dnia 28 wrzesnia 2026 roku w sprawie zasadnosci
wydawania zgdd na refundacje leku Xuriden (uridine triacetate) we wskazaniu: encefalopatia padaczkowa
typu 50 zalezna od urydyny.



	Propozycje instrumentów dzielenia ryzyka
	Ocena ekonomiczna, w tym szacunek kosztów do uzyskiwanych efektów zdrowotnych
	Nie dotyczy.

	Uwagi do programu lekowego
	Omówienie rozwiązań proponowanych w analizie racjonalizacyjnej
	Omówienie rekomendacji wydawanych w innych krajach w odniesieniu do ocenianej technologii
	Podstawa przygotowania rekomendacji

