Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 150/2026 z dnia 12 pazdziernika 2026 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego Basecal 200
w wielu wskazaniach

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wydawanie zgod na refundacje srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego Basecal 200, proszek
we wskazaniach:

e acyduria metylomalonowa,
e acyduria izowalerianowa,

e acyduria propionowa,

e qacyduria glutarowa,

e deficyt beta — ketotiolazy,

e choroba syropu klonowego.
Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Stanowisko dotyczy zasadnosci wydawania zgoéd na refundacje srodka
spoZywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego (Ssspz) Basecal 200
(proszek) we wskazaniach acyduria metylomalonowa, acyduria izowalerianowa,
acyduria propionowa, acyduria glutarowa, deficyt beta — ketotiolazy, choroba
syropu klonowego. Nie odnaleziono informacji dotyczgcych dopuszczenia ssspz
do obrotu na terytorium Rzeczypospolitej Polskiej. Basecal 200 nie byt dotychczas
przedmiotem oceny Agencji.

Ze wzgledu na role Basecal 200, polegajgcqg przede wszystkim na uzupetnianiu
podazy energii i sktadnikow odzywczych bez zwiekszania podazy biatka
naturalnego, za technologie alternatywne mozna uznac¢ inne formuty
bezbiatkowe (Srodki spozywcze specjalnego przeznaczenia medycznego),
sprowadzane w ramach importu docelowego).

Oceniane wskazania dotyczq grupy rzadkich chorob metabolicznych. Acyduria
metylomalonowa (MMA) jest wywotana niedoborem/defektem enzymu mutazy
metylomalonylo-CoA lub jego kofaktora: witaminy B12. W obrazie klinicznym
dominuje ciezka postac kwasicy. W leczeniu stosuje sie diete z ograniczeniem
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aminokwasow: izoleucyny, metioniny, treoniny i waliny. W postaciach
kobalaminozaleznych choroby suplementacja witaming B12. Rokowania
sq ogdlnie niekorzystne pomimo terapii dietq niskobiatkowq i karnityng,
z wyjgtkiem form MMA reagujqcych na witamine B12 (gtownie MMA cblA, cbIB),
ktore, jesli zostanq szybko zdiagnozowane i leczone w odpowiednim czasie majqg
lepsze rokowania. Acyduria izowalerianowa (IVA) jest rzadkq chorobg
metaboliczng dziedziczong w sposdb autosomalny recesywny, zaliczanqg do grupy
kwasic organicznych. Obraz kliniczny choroby jest heterogenny i obejmuje
zarowno ciezkq posta¢ noworodkowq przebiegajgcq z ostrq dekompensacjq
metaboliczng, jak i pozniej ujawniajqgce sie, nieswoiste objawy, w tym zaburzenia
wzrastania oraz opdznienie rozwoju psychoruchowego. Niezaleznie od fenotypu
klinicznego wszyscy pacjenci sq narazeni na wystgpienie okresowych epizodow
ostrej dekompensacji metabolicznej. Leczenie IVA wymaga stosowania diety
niskobiatkowej przez cate Zycie. W niektorych przypadkach konieczna jest
suplementacja preparatami aminokwasowymi o ograniczonej zawartosci
leucyny. W celu usuwania nadmiaru kwasu izowalerianowego mogg
byc stosowane L-karnityna oraz glicyna. Rokowanie u pacjentow, u ktorych
rozpoznanie ustalono w ramach badan przesiewowych noworodkow, jest bardzo
dobre. Przy odpowiednim postepowaniu metabolicznym mozliwe jest osiggniecie
prawidtowego rozwoju neurologicznego. Natomiast u pacjentow, u ktorych
choroba ujawnita sie objawowo, mogq wystgpi¢ istotne nastepstwa
neurologiczne, w tym opozZnienie rozwoju neurorozwojowego, szczegolnie
w przypadkach ciezkiej kwasicy metabolicznej i hiperamonemii. Acyduria
propionowa (PA) to organiczna kwasica spowodowana przez niedobdr
karboksylazy propionylo-CoA zaleinej od biotyny. Choroba charakteryzuje
sie zagrazajgcymi Zyciu epizodami dekompensacji metabolicznej, zaburzeniami
neurologicznymi oraz powiktaniem w postaci kardiomiopatii. W leczeniu stosuje
sie diete z ograniczeniem prekursorow kwasu propionowego, tj. izoleucyny,
metioniny, treoniny i waliny. Wczesne wykrycie i leczenie prowadzq do spadku
Smiertelnosci w pierwszym roku Zycia i zwieksza przezycie we wczesnym
dziecinstwie. Dzieki zastosowaniu leczenia mozna unikngc¢ ostrych przetomow
Z hiperamonemiq, co zmniejsza ryzyko zgonu oraz wystgpienia uposledzenia
umystowego i niedowtadow (zespotu pozapiramidowego). Acyduria glutarowa
typu | (GA-1) spowodowana jest niedoborem dehydrogenazy glutarylo-CoA.
Defekt metaboliczny prowadzi do gromadzenia sie toksycznych metabolitow,
przede wszystkim kwasu glutarowego i 3-hydroksyglutarowego, ktore wywierajq
szkodliwy wptyw na osrodkowy uktad nerwowy. Leczenie polega na stosowaniu
diety ubogiej w lizyne oraz suplementacje L-karnityngq, a takze szybkie wdrazanie
leczenia doraznego w przypadku chordob wspdfistniejgcych. Rokowanie zalezy
od wczesnego rozpoznania choroby oraz konsekwentnego prowadzenia leczenia
i postepowania terapeutycznego. Niedobdr dehydrogenazy glutarylo-CoA jest
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obecnie uznawany za chorobe neurometabolicznq poddajgcq sie skutecznemu
leczeniu.

Deficyt beta — ketotiolazy (BKTD) charakteryzuje sie nawracajgcymi epizodami
kwasicy ketonowej, ktorym towarzyszq wymioty, dusznosc¢, zaburzenia
oddychania, hipotonia, letarg oraz spigczka. Dtugoterminowe postepowanie
terapeutyczne obejmuje unikanie gtodzenia (a takze doZzylne podawanie glukozy
w przypadku gorqczki lub wymiotow) oraz u dzieci, umiarkowane ograniczenie
podazy biatka do 1,5-2,0 g/kg masy ciata na dobe. Zaleca sie rowniez unikanie
diety bogatottuszczowej (ketogennej) oraz stosowanie L-karnityny u pacjentow
z jej niedoborem. Rokowanie jest zazwyczaj dobre, pod warunkiem wczesnego
rozpoznania choroby i wtasciwego leczenia, umozliwiajgcego zapobieganie
epizodom kwasicy ketonowej. Choroba syropu klonowego (MSUD)
charakteryzuje sie wystepowaniem wkrotce po urodzeniu zaburzen karmienia,
letargu, wymiotow oraz charakterystycznego zapachu syropu klonowego
wyczuwalnego w woskowinie usznej (a poZniej rowniez w moczu). W przypadku
braku leczenia choroba prowadzi do postepujqgcej encefalopatii oraz osrodkowej
niewydolnosci oddechowej. Wyroznia sie cztery czesciowo naktfadajgce
sie fenotypy kliniczne choroby: klasyczny, posredni, okresowy (intermittent) oraz
tiaminozalezny. W postaci klasycznej i posredniej po stabilizacji stanu klinicznego
niemowleta  wymagajq  stosowania  wysokokalorycznych  preparatéw
niezawierajgcych aminokwasow rozgatezionych (BCAA), ograniczenia podazy
leucyny w diecie oraz scistego monitorowania w poradni chorob metabolicznych.
Pacjenci muszq przestrzegac restrykcyjnej diety przez cate zycie, a w okresie ciqzy
wymagajq szczegolnie uwaznego nadzoru metabolicznego. Skutecznqg metodg
leczenia moze byc rowniez ortotopowy przeszczep wqgtroby.

Dowody naukowe

Nie odnaleziono randomizowanych badan klinicznych. W  badaniu
prospektywnym Daly 2017 (ocena dtugofalowych efektéow stosowania Basecal
200 u pacjentow powyzej 1 roku Zycia karmionych za pomocq sondy
z rozpoznanymi acyduriami organicznymi) wykazano, ze zastosowanie gotowej
mieszanki bez biatka w potgczeniu ze Zrodtami biatka (biatkiem naturalnym oraz
wolnymi od prekursorow aminokwasami L-AA) poprawito podaz sktadnikdow
odzywczych i uproscito schematy zywienia. Odnotowano znaczng poprawe
w zakresie spozycia niezbednych kwasow ttuszczowych, witamin i mineraftow
(wapnia, Zelaza, cynku, selenu, fosforu, witaminy B12, potasu, magnezu, sodu
oraz kwasu dokozaheksaenowego | arachidonowego), co przetoZyto
sie na poprawe biochemicznych wskaZnikow stanu odzywienia w odniesieniu
do poziomu cynku, selenu i hemoglobiny w osoczu oraz wartosci MCV. SpozZycie
magnezu, potasu i sodu nadal ksztaftowato sie ponizej wartosci referencyjnych.
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W badaniu retrospektywnym Pretese 2024 (celem byto opisanie leczenia
dietetycznego u pacjentow z chorobgq syropu klonowego oraz analiza mozliwego
wptywu diety niskobiatkowej i potsyntetycznej na sktad ciata), wykazano, Ze sktad
ciata pacjentow pod wzgledem zawartosci tkanki ttuszczowej i bezttuszczowej
masy ciata jest zblizony do skfadu ciata 0séb zdrowych. Wskazano na czeste
wystepowanie osteopenii oraz wyraznq skfonnos¢ do rozwoju osteopenii
juz wmtodym wieku. Uzasadnia to podjecie dalszych badan w celu
zidentyfikowania potencjalnych czynnikow ryzyka. Stwierdzono dodatniq
korelacje miedzy spozyciem biatka a bezttuszczowq masq ciata oraz ujemnq
korelacje miedzy spozyciem mieszanki aminokwasowej bez aminokwasow
rozgatezionych a wskaznikiem Z-score gestosci mineralnej kosci.

W opisie przypadku kobiety w ciqzy cierpiqgcej na acydurie metylomalonowg,
otrzymujgca preparat bezbiatkowy (Kowalik 2021) wykazano brak klinicznych
i biochemicznych objawdw dekompensacji metabolicznej, kobieta urodzita
zdrowe dziecko. W okresie okotoporodowym rdwniez nie zaraportowano
dekompensacji metabolicznej.

Wytyczne kliniczne (14 dokumentow) sq spdjne w zakresie ogdlnych celdow
postepowania dietetycznego w  analizowanych  wrodzonych  wadach
metabolizmu. W ramach zalecenn odnoszqcych sie do terapii Zywieniowej
wskazywano, Ze kluczowym elementem postepowania jest ograniczenie spozycia
biatka naturalnego lub wybranych aminokwasdw, ktorych metabolizm prowadzi
do kumulacji toksycznych metabolitow. W wytycznych opisywano zasadnosc
stosowania diet o obnizonej zawartosci biatka, specjalistycznych mieszanek
aminokwasowych, a takie — zaleznie od wskazania i sytuacji klinicznej —
produktow niskobiatkowych lub niezawierajqcych biatka naturalnego bqdZ
okreslonych aminokwasow. Jednoczesnie konsekwentnie podkreslano potrzebe
zapewnienia odpowiedniej podazy energii, w tym kalorii pochodzqcych ze Zrodet
pozabiatkowych, w celu ograniczenia katabolizmu, zmniejszenia ryzyka
dekompensacji metabolicznej oraz utrzymania prawidtowego wzrastania
i rozwoju pacjenta. Wspolnym elementem zalecen jest rowniez potrzeba
indywidualizacji postepowania, statego monitorowania biochemicznego
i klinicznego oraz wdrazania planow awaryjnych w sytuacjach zwiekszonego
ryzyka dekompensacji metabolicznej, takich jak infekcje, gtodzenie, zabiegi
operacyjne lub inne stany stresu metabolicznego.

Problem ekonomiczny

Koszty przy zatozeniu zuzycia (12 — 24 opakowarn na pacjenta na rok) wskazuje,
ze sumaryczna roczna kwota refundacji w docelowej populacji (12 pacjentdow)
w zaleznosci od ilosci zuZytych opakowan wyniesie od 87 491,34 PLN —
174 982,69 PLN rocznie.



Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 150/2026 z dnia 12.10.2026 r.

Gtowne arqgumenty decyzji

e Niezaspokojona potrzeba medyczna (brak jest refundowanej technologii
alternatywnej).

e Postepowanie zgodne z rekomendacjami oraz praktyka kliniczng.

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 $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 1461) oraz
wzw. zart. 39 ust. 3 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. z 2026 r. poz. 253), z uwzglednieniem
opracowania nr: OTOW.414.4.2026 ,Basecal 200 we wskazaniach: acyduria metylomalonowa, acyduria
izowalerianowa, acyduria propionowa, acyduria glutarowa, deficyt beta-ketotiolazy, choroba syropu
klonowego”; data ukonczenia: 8 pazdziernika 2026 r.



