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Rekomendacja nr 119/2026
z dnia 7 sierpnia 2026 r.
Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
w sprawie zasadnosci wydawanie zgod na refundacje srodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego Lorenzo’s Oil we wskazaniu:
adrenoleukodystrofia u pacjenta leczonego leriglitazonem

Prezes Agenciji nie rekomenduje wydawania zgdd na refundacje produktu Lorenzo’s Oil we wskazaniu
adrenoleukodystrofia u pacjenta leczonego leriglitazonem.

Uzasadnienie

Srodek spozywczy specjalnego przeznaczenia zywieniowego Lorenzo's Oil byt wielokrotnie
przedmiotem oceny Agencji we wskazaniu adrenoleukodystrofia. Zgodnie w wczeéniej wydawanymi
rekomendacjami - ostatnia z grudnia 2024 roku - pozytywnie oceniano refundacje produktu u chorych
bezobjawowych bez lub z minimalnymi zmianami w obrazie rezonansu magnetycznego, natomiast
u pacjentéw w stanie klinicznym innym niz wyzej wymieniony rekomendacje byty negatywne.

Niniejsze zlecenie dotyczy oceny stosowania produktu u pacjenta leczonego leriglitazonem, Zgodnie
z materiatami zatgczonymi do zlecenia, u pacjenta stwierdzono mézgowg posta¢ ALD (cALD) w stadium
zaawansowanym, tj. z istotnymi objawami klinicznymi.

W wyniku wyszukiwania dowodéw naukowych zidentyfikowano jednoramienne badanie kliniczne
NEXUS, w ktérym chorzy leczeni leriglitazonem mogli stosowaé Lorenzo’s Oil, jednakze dostepne dane
nie pozwalajg na ocene skutecznosci i bezpieczenstwa stosowania ww. skojarzenia terapii, co stanowi
gtédwne ograniczenie analizy. Zgodnie z raportowanymi wynikami, w czesci populacji stosowanie
leriglitazonu pozwala na zatrzymanie postepowania choroby lub utrzymanie aktywnosci bez istotnego
zwiekszenia objetosci zmian demielinizacyjnych, a samo leczenie byto dobrze tolerowane. W badaniu
klinicznym NEXUS udziat wzieta niewielka liczba chorych z cALD, dodatkowo ograniczona kryteriami
kwalifikacji istotnie zawezajacymi populacje do chorych bez Ilub z minimalnymi objawami
neurologicznymi.

Zgodnie z opiniami ekspertéw klinicznych w dziedzinie pediatrii metabolicznej stosowanie Lorenzo™s Qil
w danym przypadku moze by¢ zasadne ze wzgledu na wtasciwosci biochemiczne, poniewaz prowadzi do
redukcji stezen bardzo dtugotancuchowych kwasow ttuszczowych (VLCFA), ktore sa biomarkerami
wALD i moze poprawi¢ profil biochemiczny chorych, z uwzglednieniem potencjalnych dziatan
niepozadanych.

Przeprowadzona analiza wptywu na budzet wskazuje, ze $redni roczny koszt refundacji $sspz Lorenzo™s
Oil dla jednego pacjenta w danym stanie zdrowia wyniesie ok. 48 tys. PLN.

W  opublikowanych wytycznych klinicznych wskazuje sie ze stosowanie Lorenzo's Oil wraz
z niskottuszczowa dietg prowadzi do zmniejszenia poziomu bardzo dtugotancuchowych kwaséw
ttuszczowych C26:0 w osoczu u wiekszosci pacjentow (w tym z mozgowa postacig ALD), jednak brakuje
badan wskazujgcych na poprawe w zakresie punktéw konncowych zwigzanych z przebiegiem choroby.

Majac na uwadze powyzsze, bioragc pod uwage brak badan klinicznych potwierdzajgcych skutecznosé
stosowania $sspz Lorenzo’s Oil w analizowanym wskazaniu, istniejgce dowody kliniczne dotyczace
chorych z cALD, w tym stosujacych produkty odpowiadajgce sktadem Lorenzo’s Qil, dostepne wytyczne
kliniczne, negatywne stanowisko Rady Przejrzystosci, Prezes Agencji uznaje wydawanie zgdd
na refundacje $rodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego Lorenzo™s Oil w ocenianym
wskazaniu za niezasadne.

Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy oceny zasadnosci wydawania zgdéd na refundacje s$rodka
spozywczego specjalnego  przeznaczenia zywieniowego Lorenzo’s Oil we  wskazaniu:
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adrenoleukodystrofia u pacjenta leczonego leriglitazonem na podstawie art. 39 ust. 3 ustawy z dnia
12 maja 2011 r. o refundacji lekow, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz
wyrobow medycznych (Dz.U. z 2026 r. poz. 253, z pézn. zm.).

Problem zdrowotny

Adrenoleukodystrofia to sprzezona z chromosomem X (X-ALD) ciezka, postepujaca choroba
demielinizacyjna osrodkowego i obwodowego uktadu nerwowego..

Roczng zapadalnos¢ na X-ALD ocenia sie na 1/20 000 urodzen lub na kilka nowych zachorowan.

Brak jest informacji o liczbie chorych z mézgowa postacia ALD leczonych leriglitazonem w Polsce.
Produkt Nezglyal (leriglitazon) nie jest dopuszczony do obrotu w Europie (na dziert wydania rekomendacji
dostepna jest opinia Komitetu ds. Produktow Leczniczych stosowanych u ludzi [CHMP] z dnia 23 lipca
2026 r. pozytywie opiniujaca przyznanie dopuszczenia do obrotu leriglitazonu we wskazaniu ,w leczeniu
modzgowe] adrenoleukodystrofii (cCALD) u mezczyzn z adrenoleukodystrofig (ALD) w wieku od 2 do 12 lat
ze zmianami niewzmacniajgcymi sie po podaniu gadolinu (Gd-ujemnymi) w obrazowaniu mézgu metoda
rezonansu magnetycznego, z wynikiem oceny czynnosci neurologicznych (NFS) wynoszacym O lub 1”).1

Alternatywna technologia medyczna

Biorac pod uwage oceniane wskazanie, tj. adrenoleukodystrofie u pacjenta leczonego leriglitazonem,
a takze aktualny stan wiedzy klinicznej, nie zidentyfikowano alternatywnych technologii medycznych
mogacych zastgpi¢ oceniang interwencje.

W opinii ekspertow klinicznych, alternatywne metody - przeszczepienie szpiku lub komodrek
krwiotworczych s3 terapig z wyboru, jednak ograniczong do chorych z mato zaawansowang choroba,
wyrazong odpowiednio niskg punktacjg w skali Loesa w badaniu rezonansu magnetycznego mézgu.

Opis wnioskowanego $wiadczenia

Lorenzo's Oil bedacy mieszaning tréjoleinianu glicerolu (GTO) i trojerukanu glicerolu (GTE) to $rodek
spozywczy specjalnego przeznaczenia zywieniowego stosowany w postaci ptynu doustnego. Wskazanie
do stosowania obejmuje Zzywienie dietetyczne u dzieci i dorostych z adrenoleukodystrofig
lub adrenomieloneuropatig (AMN) i jest wskazaniem szerszym niz oceniane. Dawkowanie jest ustalane
indywidualnie przez lekarza lub dietetyka. Wedtug ulotki producent produkt Lorenzo’s Qil jest zazwyczaj
podawany w potfaczeniu z dietg niskottuszczowg z ograniczong iloscia kwasu heksakozanowego
(cerolowego) (C26:0). Ponadto wskazano, iz ze wzgledu na eliminacyjny charakter diety konieczna moze
by¢ suplementacja niezbednymi nienasyconymi kwasami ttuszczowymi np. poprzez dodanie oleju z
orzecha wtoskiego.

Ocena skutecznosci (klinicznej oraz praktycznej) i bezpieczeristwa

Nie odnaleziono badan oceniajgcych bezposrednio potgczenie Lorenzo's Oil + leriglitazon.

Uwzgledniono badanie kliniczne (NEXUS), w ktérym oceniano leriglitazon w populacji pacjentow
z mozgowg postacig adrenoleukodystrofii sprzezonej z chromosomem X (cALD) - w badaniu
dopuszczono stosowanie Lorenzo’s Qil jako leczenie towarzyszace, pod warunkiem zachowania stabilnej
dawki przez co najmniej 6 miesiecy przed rozpoczeciem badania oraz kontynuowania tej samej dawki
w trakcie badania (lub rozpoczecia stosowania po podjeciu decyzji o rezygnacji z HSCT). Jednocze$nie
w protokole nie zatozono oceny skutecznosci ani bezpieczenstwa terapii skojarzonej leriglitazonu
i Lorenzo's Qil., a takze nie sprawozdawano faktycznej podazy $sspz. Nalezy podkresli¢, iz wsrod
kryteriow kwalifikacji do badania klinicznego wskazano wynik miedzy O a 10 w skali Loesa oraz O pkt.
w zakresie Major Functional Disabilities (MFD) na podstawie skali oceny czynnosci neurologicznych
(NFS).

W badaniu udziat wzieto 16 chorych, 11 wtaczono do zaplanowanej analizy posredniej po 24 tyg. terapii
leriglitazonem. U wszystkich uczestnikéw obserwowano spowolnienie wzrostu zmian demielinizacyjnych
ocenianych w rezonansie magnetycznym. U 10 z 11 pacjentow (91%) progresja zmian byta nieobecna lub
mniejsza niz oczekiwana na podstawie danych dotyczacych naturalnego przebiegu nieleczonej choroby.
U zadnego chorego nie stwierdzono istotnego wzrostu objetosci zmian.

Wszyscy oceniani pacjenci spetnili kliniczne kryteria zatrzymania choroby (ang. arrested disease).
Jednoczesnie u 5 z 11 pacjentow (45%; 95% Cl: 16,7-76,6) spetnione zostaty zaréwno kliniczne, jak

! https://www.ema.europa.eu/en/documents/smop-initial/chmp-summary-positive-opinion-nezglyal en.pdf [dostep:6.08.2026r.]



https://www.ema.europa.eu/en/documents/smop-initial/chmp-summary-positive-opinion-nezglyal_en.pdf

Rekomendacja nr 119/2026 Prezesa AOTMIT z dnia 7 sierpnia 2026 r.

i radiologiczne kryteria zatrzymania choroby. U pozostatych szesciu pacjentéow obserwowano
utrzymywanie sie lub pojawienie aktywnosci zapalnej ocenianej na podstawie obecnosci wzmocnienia
po podaniu gadolinu, jednak bez istotnego zwiekszenia objetosci zmian demielinizacyjnych.
Ograniczenia

Gtéwnym ograniczeniem analizy jest brak danych klinicznych o efekcie stosowania $sspz Lorenzo™s Qil
w skojarzeniu z leriglitazonem. W badaniu klinicznym NEXUS udziat wzieta niewielka liczba chorych
z cALD, dodatkowo ograniczona kryteriami kwalifikacji istotnie zawezajagcymi populacje do chorych bez
lub z minimalnymi objawami neurologicznymi.

Pomimo potencjalnej komplementarnosci mechanizméw dziatania obu terapii - Lorenzo’s Oil poprzez
wptyw na metabolizm bardzo dtugotancuchowych kwaséw ttuszczowych (VLCFA), a leriglitazon poprzez
modulacje szlakéw zaleznych od PPARYy, obejmujacych m.in. odpowiedZ zapalna, stres oksydacyjny
i funkcje mitochondrialng - brak jest obecnie bezpos$rednich dowodéw klinicznych potwierdzajacych
korzys¢ ze skojarzenia tych metod leczenia u pacjentéw z cALD ze zmianami neurologicznymi.

Propozycje instrumentéw dzielenia ryzyka
Nie dotyczy
Ocena ekonomiczna, w tym szacunek kosztéw do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych

Zgodnie z danymi przedstawionymi w raporcie analitycznym, cena detaliczna $sspz Lorenzo's Qil
dostepnego do sprowadzenia z rynku niemieckiego wynosi 1 445,83 PLN za opak. 500 ml.

Wskazanie czy zachodzg okolicznosci, o ktérych mowa w art. 13 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 r.
o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow
medycznych (Dz.U. z 2026 r. poz. 253, z pézn. zm.).

Nie dotyczy.
Ocena wptywu na system ochrony zdrowia, w tym wptywu na budzet ptatnika publicznego
Zgodnie z przyjetymi w raporcie zatozeniami, oszacowany roczny koszt refundacji produktu Lorenzos

Oil z perspektywy ptatnika wyniesie ok. 48,1 tys. PLN.

Gtéwnym ograniczeniem analizy jest niepewnos¢ w zakresie liczby chorych spetniajacych kryteria
opisane wnioskiem oraz ceny produktu Lorenzo’s Oil sprowadzanego do Polski w oparciu o art. 29a
ustawy z dnia 25 sierpnia 2006 r. o bezpieczenstwie zywnosci i zywienia (Dz.U. z 2023 r. poz. 1448,
z pézn. zm.).

Uwagi do proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka

Brak uwag.

Uwagi do programu lekowego

Nie dotyczy.

Omowienie rozwigzan proponowanych w analizie racjonalizacyjne;j

Nie dotyczy.

Omowienie rekomendacji wydawanych w odniesieniu do ocenianej technologii

Rekomendacje kliniczne

Na potrzeby sporzadzenia aktualizacji przegladu wytycznych klinicznych odnaleziono 1 dokument
dotyczacy postepowania terapeutycznego w ALD (Konsensus 2022). Konsensus zaleca rozne terapie
zaleznie od postaci ALD (postepujgca adrenomieloneuropatia (AMN), szybko postepujgce mézgowe ALD
oraz niedoczynnos$¢ nadnerczy).

Jako mozliwa do zastosowania terapie u chorych z mézgowa postacia ALD wskazuje sie allogeniczne
przeszczepienie komdrek krwiotwdrczych (jednakze w przypadku chorych z LOES >9 i/lub NFS>1
rokowanie jest niekorzystne), a takze autologiczne przeszczepienie komoérek krwiotworcznych
z zastosowaniem wektora lentiwirusowego ex vivo, ktére nie jest jednak dostepne na terenie Unii
Europejskiej.

W przypadku dietoterapii wytyczne wskazujg na brak dowoddw na skutecznos$é¢ Lorenzo’s Oil jako
leczenia modyfikujagcego przebieg choroby. Autorzy zauwazaja, Ze stosowanie Lorenzo’s Oil wraz
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z niskottuszczowg dietg prowadzi do zmniejszenia poziomu bardzo dtugotancuchowych kwasow
ttuszczowych C26:0 w osoczu u wiekszosci pacjentdw, jednak brakuje badan wskazujgcych na poprawe
w zakresie punktéw koncowych.

Rekomendacje refundacyjne
Nie odnaleziono rekomendacji refundacyjnych w ocenianym problemie decyzyjnym.

Podstawa przygotowania rekomendacji

Rekomendacja zostata przygotowana na podstawie zlecenia z dnia 8 maja 2026 r. Ministra Zdrowia (znak pisma:
PLD.45341.211.2026.8.KSz), w sprawie przygotowania rekomendacji Prezesa w sprawie zasadnosci wydawania
zgdd na refundacje produktu Lorenzo's Oil we wskazaniu: ardenoleukodystrofia u pacjenta leczonego leriglitazonem,
na podstawie art. 39 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2026 r., poz. 253, z pdzn. zm.), po uzyskaniu
Stanowiska Rady Przejrzystosci nr 113/2026 z dnia 3 sierpnia 2026 r. w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na
refundacje $rodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego Lorenzo's Oil we wskazaniu:
ardenoleukodystrofia u pacjenta leczonego leriglitazonem.

Pismiennictwo

1. Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji. Lorenzo’s Oil we wskazaniu: adrenoleukodystrofia
u pacjenta leczonego leriglitazonem. Opracowanie na potrzeby oceny zasadnosci wydawania zgody na
refundacje. Raport nr DWOK.414.3.2026. Data ukonczenia: 29 lipca 2026 .

2. Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 113/2026 z dnia 3 sierpnia 2026 r. w sprawie zasadnosci wydawania zgéd
na refundacje srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego Lorenzo’s Qil we wskazaniu:
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