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Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
w sprawie zasadnosci wydawania zgody na refundacje produktu
MCT Procal we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt
dehydrogenazy pirogronianu, deficyt palmitylotransferazy karnityny
(CPT), deficyt transportera glukozy GLUT-1, deficyt mitochondrialnego
biatka tréjfunkcyjnego (MTP), glikogenoza typu lll

Prezes Agencji rekomenduje wydawanie zgdéd na refundacje produktu MCT Procal
we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt dehydrogenazy pirogronianu, deficyt
palmitylotransferazy karnityny (CPT), deficyt transportera glukozy GLUT-1, deficyt
mitochondrialnego biatka tréjfunkcyjnego (MTP), glikogenoza typu Il

Uzasadnienie rekomendacji

Pod uwage wzieto, ze wnioskowane wskazania obejmujg rzadkie zaburzenia metaboliczne,
a oceniany produkt przeznaczony jest do postepowania dietetycznego u dzieci (od 3 r. Z.)
i dorostych, jako uzupetnienie diety.

Wedtug wytycznych klinicznych kluczowa role w postepowaniu medycznym u pacjentéw
z analizowanymi schorzeniami odgrywa dieta, w tym polegajaca na ograniczeniu podazy
dtugotancuchowych kwaséw ttuszczowych, wytyczne wskazujg jednoczesnie na zasadnos$é
stosowania triglicerydéw s$redniotaricuchowych (MCT).

Produkt MCT Procal byt juz przedmiotem oceny Agencji. W 2023 roku wydano pozytywng
rekomendacje w zakresie jego finansowania we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD,
deficyt dehydrogenazy pirogronianu, deficyt palmitylotransferazy karnityny i deficyt
transportera glukozy GLUT-1. W niniejszej rekomendacji odniesiono sie rowniez do wskazan
wczesniej nieocenianych, tj. deficytu mitochondrialnego biatka trojfunkcyjnego (MTP)
oraz glikogenozy typu lll.

Dostepne dowody wskazuja, ze zastosowanie trigliceryddéw s$redniotanncuchowych (MCT)
jako elementu postepowania dietetycznego moze wigzaé sie z korzystnym wptywem
na wybrane parametry metaboliczne u pacjentéw z ww. wskazaniami. Ze wzgledu jednak
na ograniczong liczebno$¢ populacji, obserwacyjny charakter wiekszosci badan
oraz heterogeniczno$¢ stosowanych interwencji iocenianych punktéw korncowych,
whnioskowanie o skutecznosci klinicznej i bezpieczenstwie produktu MCT Procal pozostaje
ograniczone.

Biorgc pod uwage otrzymane od Ministra Zdrowia dane dotyczace importu omawianej
technologii szacuje sie, ze wielkos$¢ populacji docelowej bedzie ksztattowata sie na poziomie
kilkudziesieciu pacjentéw rocznie, a wptyw na budzet ptatnika nie przekroczy ok. 210 tys. PLN
(w 2025 roku produkty sprowadzono tacznie dla 50 osdb).

Podsumowujac, zebrane w procesie oceny informacje uznano za wystarczajace, by uzasadnié
dalsze wydawanie zgdd na refundacje produktu MCT Procal w analizowanych wskazaniach.
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Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy oceny zasadnos$ci wydawania zgdd na refundacje $rodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego: produktu MCT Procal, proszek
do sporzadzania zawiesiny doustnej, saszetki 16 g, we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt
VLCAD, deficyt dehydrogenazy pirogronianu, deficyt palmitylotransferazy karnityny (CPT),
deficyt transportera glukozy GLUT-1, deficyt mitochondrialnego biatka tréjfunkcyjnego (MTP)
i glikogenoza typu lll, 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 p6zn. zm.).

Problem zdrowotny

Deficyt dehydrogenazy dtugotancuchowych 3-hydroksyacylo-koenzymu A (deficyt LCHAD,
ang. long-chain 3-hydroxyacyl-coenzyme A dehydrogenase deficiency) nalezy do zaburzen pB-
oksydacji dtugotaricuchowych kwaséw ttuszczowych. Choroba ujawnia sie zwykle w okresie
noworodkowym, niemowlecym lub we wczesnym dziecinstwie i moze przebiegad
z hipoglikemia hipoketotyczna, kwasicg metaboliczng, hipotonia, zaburzeniami funkcji watroby
oraz serca.

Wedtug danych dostepnych na stronie orpha.net czestos¢ wystepowania deficytu LCHAD
w Polsce szacuje sie na 1/120 000 urodzen.

Deficyt dehydrogenazy acylo-CoA kwaséw ttuszczowych o bardzo dtugim tarncuchu (deficyt
VLCAD, ang. very long chain fatty acyl-CoA dehydrogenase deficiency) nalezy do grupy zaburzen
B-oksydacji dtugotaricuchowych kwaséw ttuszczowych. Obraz kliniczny deficytu VLCAD
jest zblizony do obserwowanego w przypadku deficytu LCHAD i objawia sie w okresie
niemowlecym lub dziecinstwie. U pacjentdow moga wystgpi¢: hipoglikemia hipoketotyczna,
dysfunkcja watroby czy kardiomiopatia.

Szacuje sie, iz czesto$é wystepowania deficytu VLCAD wynosi od ok. 1/40 000 do 1/110 000
urodzen.

Deficyt dehydrogenazy pirogronianu (deficyt PDCD, ang. pyruvate dehydrogenase complex
deficiency) to rzadkie, genetyczne zaburzenie metabolizmu weglowodandw, spowodowane
niedoborem jednej z trzech podjednostek enzymu dehydrogenazy pirogronianowej (PDC),
ktére biorg udziat w przeksztatcaniu pirogronianu w acetylo-CoA. Poczatek i ciezkos¢ choroby
zalezy od poziomu aktywnosci enzyméw PDC.

Deficyt PDCD nalezy do ultrarzadkich choréb metabolicznych, a jego czestos¢ wystepowania
nie zostata jednoznacznie okreslona.

Deficyt palmitylotransferazy karnityny (CPT) obejmuje grupe rzadkich, dziedzicznych zaburzen
metabolizmu dtugotanicuchowych kwaséw ttuszczowych, do ktérych naleza deficyt CPT1
(ang. Carnitine Palmitoyltransferase 1A Deficiency) oraz deficyt CPT2 (ang. Carnitine
Palmitoyltransferase Il Deficiency). Choroba wynika z niedoboru enzymdw uczestniczacych
w transporcie dtugotancuchowych kwaséw ttuszczowych do mitochondriéw. W zaleznosci od
postaci choroby moga wystepowad hipoglikemia hipoketotyczna, zaburzenia czynnosci
watroby, kardiomiopatia oraz nawracajgce epizody rabdomiolizy.

Wedtug Orphanet czestos¢ wystepowania deficytu CPT1A wynosi ponizej 1 przypadku
na 1 000 000 osbb, natomiast deficytu CPT Il od 1 do 9 przypadkéw na 100 000 osdb.
Deficyt transportera glukozy typu 1 (GLUT-1) to rzadkie, genetyczne zaburzenie metaboliczne,
charakteryzujace sie niedoborem proteiny, dzieki ktorej glukoza przekracza bariere krew-mézg.
Najczestszym objawem tego zaburzenia sa drgawki (epilepsja), ktére zazwyczaj pojawiaja
sie w ciggu pierwszych kilku miesiecy zycia.

Wedtug danych Orphanet chorobowos¢ jest szacowana w zakresie 1-9 na 1 min oséb.

Deficyt mitochondrialnego biatka tréjfunkcyinego (MTP, ang. mitochondrial trifunctional protein;
okreslany réwniez jako TFP) jest zaburzeniem beta-oksydacji kwaséw ttuszczowych
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charakteryzujagcym sie szerokim spektrum klinicznym (od tagodnego fenotypu do ciezkich
objawow).

Deficyt MTP nalezy do ultrarzadkich choréb metabolicznych, w literaturze opisano
mniej niz 100 przypadkdéw choroby.

Glikogenoza typu Il (GSD lll) Glikogenozy (GSD) to choroby genetyczne wynikajace z zaburzen
metabolizmu glikogenu, dotyczace gtéwnie watroby i miesni. Wiekszo$¢ typow dziedziczona
jest w sposéb autosomalny recesywny. Glikogenoza typu lll (choroba Coriego) powodowana
jest uszkodzeniami genu AGL. Choroba ujawnia sie zwykle w okresie niemowlecym
i charakteryzuje sie hipoglikemia, hiperlipidemia i wspétistniejgcymi uszkodzeniami watroby.
Czestosé wystepowania wszystkich typow glikogenoz wynosi ok. 1:20 000-40 000 w populacji
ogblnej. Wedtug danych Orphanet chorobowos¢ glikogenozy typu Il nie zostata jednoznacznie
okres$lona, natomiast czesto$¢ urodzen szacuje sie na okoto 1/100 000.

Alternatywna technologia medyczna

Zgodnie z aktualnym Obwieszczeniem MZ we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD,
deficyt dehydrogenazy pirogronianu, deficyt palmitylotransferazy karnityny (CPT), deficyt
transportera glukozy GLUT-1, deficyt mitochondrialnego biatka trojfunkcyjnego (MTP),
glikogenoza typu lll nie s3 refundowane zadne srodki spozywcze specjalnego przeznaczenia
zywieniowego ($sspz) o zblizonym skfadzie do ocenianego produktu MCT Procal.

Zgodnie z informacjami przekazanymi w zleceniu MZ, dla pacjentéw z analizowanymi
wskazaniami byty sprowadzane do Polski, w ramach importu docelowego, produkty: MCT Qil,
Monogen, Liquigen, Lipistart, Fruiti Vits, SOS 20, 25, K.Yo, Milupa Basic-F, DocOmega,
Complete Amino Acid Mix, Paediatric Seravit, Betaquik, Fruiti Vits, Glycosade.

Opis wnioskowanego swiadczenia

MCT Procal nalezy do s$rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia medycznego.
Jest to produkt w postaci proszku o neutralnym smaku, stanowiacy Zrédto tréjglicerydéw
Sredniotancuchowych (MCT). Przeznaczony jest do postepowania dietetycznego u pacjentéw
z zaburzeniami  oksydacji ditugotaincuchowych kwaséw ttuszczowych, zaburzeniami
wchtaniania tluszczéw oraz innymi schorzeniami wymagajacymi stosowania diety bogatej
w trojglicerydy Sredniotancuchowe (MCT) i ubogiej w trdjglicerydy dtugotancuchowe (LCT).
Produkt jest przeznaczony do stosowania u pacjentéw w wieku powyzej 3 lat.

MCT Procal byt przedmiotem oceny Agencji (rekomendacja pozytywna wydana w 2023 roku).
Ocena skutecznosci (klinicznej oraz praktycznej) i bezpieczenstwa

W analizie klinicznej uwzgledniono: 4 badania dotyczace pacjentéw z MTP lub LCHAD/MTP
(badania obserwacyjne Gillingham 2024 i Gillingham 2003, badanie RCT Gillingham 2006, opis
przypadku Guan 2021) oraz 4 publikacje stanowigce opisy pojedynczych pacjentéw lub serii
przypadkéw z glikogenoza typu Il (Rossi 2020, Merrigan 2019, Clemente 2010, Burns 2009).

W ramach aktualizacji przegladu systematycznego dla wczesniej ocenianych wskazan
odnaleziono jedno nowe badanie spetniajgce kryteria wiaczenia tj. badanie obserwacyjne
dotyczace pacjentéw z deficytem GLUT-1 (Salazar 2024). Nie odnaleziono nowych dowodéw
naukowych dla wskazan: deficyt VLCAD, deficyt dehydrogenazy pirogronianu oraz deficyt CPT.

Szczegdtowe podsumowanie przeprowadzonego wyszukiwania i wyniki wtgczonych badan
przedstawiono w raporcie analitycznym.

Skutecznosc i bezpieczenstwo

W populacji 13 pacjentéw z deficytem transportera glukozy typu 1 (GLUT-1), w badaniu
obserwacyjnym Salazar 2024 stosowanie diety ketogenicznej z udziatem MCT wiagzato
sie z wiekszym spozyciem ttuszczéw oraz wyzszym stezeniem ciat ketonowych we krwi
w poréwnaniu z dietg ketogeniczng bez MCT. Nie wykazano istotnych réznic w zakresie zmian
profilu lipidowego.
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W publikacjach Clemente 2010, Merrigan 2019 oraz Burns 2009 (tacznie 3 pacjentow)
stosowanie MCT lub diety ketogenicznej z udziatem MCT u pacjentéw z glikogenozg typu I
wigzato sie z poprawg parametréw klinicznych. Obserwowano m.in. wzrost stezenia ciat
ketonowych, ustgpienie epizodéw hipoglikemii, zmniejszenie hepatomegalii, obnizenie
aktywnosci enzymdéw watrobowych, utrzymanie prawidtowej kontroli glikemii, poprawe
parametrow czynnosci serca (u pacjenta z ciezkg kardiomiopatia) oraz obnizenie stezenia
triglicerydéow. W analizie Rossi 2020, obejmujgcej szeSciu chorych, obserwowano przede
wszystkim zmniejszenie aktywnosci kinazy kreatynowej (CK) oraz, u czesci pacjentow, poprawe
parametrow watrobowych, mies$niowych i kardiologicznych. Wyniki dotyczace wptywu
interwencji na profil lipidowy byty niespéjne. Jednoczesnie w przypadkach stosowania
wytacznie MCT nie odnotowano istotnych zmian parametréw metabolicznych.

Zgodnie z wynikami badan Gillingham 2003 i Gillingham 2006 stosowanie MCT, w deficycie
LCHAD Ilub MTP moze korzystnie wptywaé na wybrane parametry metaboliczne, w tym
obnizenie stezen dtugotanicuchowych hydroksyacylo-karnityn. Nie odnotowano jednak
jednoznacznego wptywu MCT na wydolno$¢ fizyczna. W badaniu retrospektywnym Gillingham
2024 lepsze wyniki w zakresie stanu narzadu wzroku obserwowano u pacjentéw wczesnie
zdiagnozowanych i leczonych dietetycznie, w tym z zastosowaniem MCT, jednak autorzy
zaznaczyli, ze obserwowanego efektu nie mozna przypisa¢ bezposrednio stosowaniu MCT.
Dodatkowo opis przypadku Guan 2021 wskazuje na mozliwg poprawe funkcji miesniowej
oraz ograniczenie nawrotéw rabdomiolizy po wdrozeniu diety niskottuszczowej z MCT.
Wiekszos¢ publikacji nie zawierata szczegétowego raportowania dziatan niepozadanych.
Na podstawie  dostepnych informacji nie zidentyfikowano istotnych probleméw
bezpieczenstwa zwigzanych ze stosowaniem MCT. W pojedynczym przypadku odnotowano
niskg akceptowalnos¢ smakowa preparatu w proszku, prowadzaca do jego odstawienia.
Ograniczenia analizy

Dostepne dowody charakteryzuja sie niskg jakoscia i pochodzg gtownie z badan
obserwacyjnych, opiséw przypadkéw oraz serii przypadkéw. Ponadto, w wiekszosci publikacji
MCT stosowano jako element ztozonego postepowania dietetycznego, co ogranicza ocene
wptywu samego MCT na obserwowane wyniki. Zwraca sie réwniez uwage, ze badania
dotyczace bezposrednio Srodka spozywczego MCT Procal ograniczaty sie do pojedynczego
opisu przypadku u pacjenta z glikogenoza typu Il (Burns 2009). Pozostate publikacje
prezentowaty wyniki stosowania diet zawierajagcych MCT, bez jednoznacznego wskazania
wykorzystywanych produktéw.

Ocena ekonomiczna, w tym szacunek kosztow do uzyskiwanych efektéw
zdrowotnych

Szacowany koszt netto produktu MCT Procal, za opakowanie 30 saszetek po 16 g, wynosi
469,96 PLN (dane MZ za 2025 rok).

Wskazanie czy zachodza okolicznosci, o ktorych mowa w art. 13 ust. 3 ustawy z dnia
12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zZywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. 2025 r., poz. 907 z p6zn. zm.)

Nie dotyczy.

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

Przy uwzglednieniu danych MZ za 2025 rok oszacowano, ze koszt refundacji MCT Procal moze
wynosi¢ 207 268,12 PLN dla tacznie 50 pacjentow.

Gtéwnym ograniczeniem analizy jest niepewnos¢ co do liczby pacjentéw, ktérzy beda stosowac
oceniany produkt. Ponadto, oceniany $sspz stosowany jest jako uzupetnienie diety w réznych
wskazaniach i u chorych w réznym wieku, co bezposrednio przektada sie na zréznicowane
dawkowanie i czas stosowania.



Rekomendacja nr 117/2026 Prezesa AOTMIT z dnia 7 sierpnia 2026 r.

Uwagi do proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka

Nie dotyczy.

Uwagi do zapiséw programu lekowego

Nie dotyczy.

Omodwienie rozwigzan proponowanych w analizie racjonalizacyjnej

Nie dotyczy.

Omoéwienie rekomendacji wydawanych w innych krajach w odniesieniu do ocenianej
technologii

Odnalezione wytyczne wskazujg na zasadnosé stosowania triglicerydéw sredniotancuchowych
(MCT) w deficycie LCHAD, deficycie VLCAD, deficycie MTP oraz deficycie CPT, jako element
postepowania dietetycznego obejmujacego ograniczenie podazy dtugotaricuchowych kwaséw
ttuszczowych. W deficycie dehydrogenazy pirogronianu oraz deficycie transportera glukozy
GLUT-1, MCT s3 wymieniane jako mozliwy element diety ketogenicznej. Jednoczesnie
MCT Procal zostat wskazany w wybranych wytycznych jako produkt o wysokiej zawartosci
MCT. W glikogenozie typu lll MCT Procal jest wymieniany w wytycznych brytyjskich jako
mozliwe uzupetnienie diety wysokobiatkowej, natomiast wytyczne francuskie, amerykanskie
i polskie nie wskazujg MCT jako standardowego elementu leczenia tej jednostki chorobowe;.

Podstawa przygotowania rekomendacji

Rekomendacja zostata przygotowana na podstawie zlecenia Ministra Zdrowia z dnia 29 maja 2026 (znak pisma:
PLD.45340.653.2026.1.AB), odnosnie przygotowania rekomendacji Prezesa w sprawie zasadnosci wydawania zgody
na refundacje produktu MCT Procal we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt dehydrogenazy
pirogronianu, deficyt palmitylotransferazy karnityny (CPT), deficyt transportera glukozy GLUT-1, deficyt
mitochondrialnego biatka tréjfunkcyjnego (MTP), glikogenoza typu lll, na podstawie art. 39 ust. 3 ustawy z dnia 12
maja 2011 r. o refundacji lekéw, $rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw
medycznych (Dz.U. 22026 r., poz. 253 z p6zn. zm.), po uzyskaniu Stanowiska Rady Przejrzystosci nr 111/2026 z dnia
3 sierpnia 2026 roku w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje Srodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego MCT Procal w wielu wskazaniach.

Pi$miennictwo

1. Raport nr DWOK.414.4.2026. MCT Procal we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt
dehydrogenazy pirogronianu, deficyt palmitylotransferazy karnityny (CPT), deficyt transportera glukozy
GLUT-1, deficyt mitochondrialnego biatka tréjfunkcyjnego (MTP), glikogenoza typu lll.

2. Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 111/2026 z dnia 3 sierpnia 2026 roku w sprawie zasadnosci wydawania
zgbd na refundacje srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego MCT Procal w wielu
wskazaniach.



