Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko 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

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wydawanie zgod na refundacje srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia Zywieniowego MCT Procal, proszek
do sporzgdzania zawiesiny doustnej, saszetki 16 g, we wskazaniach:

e deficyt LCHAD,

e deficyt VLCAD,

e deficyt dehydrogenazy pirogronianu,

e deficyt palmitylotransferazy karnityny (CPT),

e deficyt transportera glukozy GLUT-1,

e deficyt mitochondrialnego biatka trojfunkcyjnego (MTP),
e glikogenoza typu lll.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Przedmiotem niniejszej oceny jest podtrzymanie stanowiska Rady Przejrzystosci
nr 26/2023 z 13 marca 2023 roku w sprawie zasadnosci wydawania zgod
na refundacje srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia Zywieniowego
MCT Procal we wskazaniach: deficyt LCHAD, deficyt VLCAD, deficyt
dehydrogenazy pirogronianu, deficyt palmitylotransferazy karnityny (CPT),
deficyt transportera glukozy GLUT-1, acyduria malonowa; rozszerzonego
o wskazania: deficyt mitochondrialnego biatka trojfunkcyjnego (MTP), oraz
glikogenoza typu lll, z wytgczeniem wskazana: acyduria malonowa.

Deficyt mitochondrialnego biatka trdjfunkcyjnego (MTP, ang. Mitochondrial
trifunctional protein; okreslany rowniez jako TFP) jest zaburzeniem beta-
oksydacji kwasow ttuszczowych charakteryzujgcym sie szerokim spektrum
klinicznym od ciezkich objawdw wystepujgcych juz w okresie noworodkowym,
obejmujgcych m.in. kardiomiopatie, hipoglikemie, kwasice metaboliczng,
miopatie miesni szkieletowych, neuropatie, choroby wqtroby i zgon,
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do tagodnego fenotypu z polineuropatiq obwodowgq, epizodami rabdomiolizy
i zwyrodnieniem barwnikowym siatkowki.

W literaturze opisano mniej niz 100 przypadkow deficytu MTP. Leczenie obejmuje
przestrzeganie  diety  niskotfuszczcowej z  ograniczeniem  spozywania
dtugotaricuchowych kwasow tfuszczowych i ich zastgpienie
Sredniotaricuchowymi kwasami ttuszczowymi (MCT).

U niemowlqt i matych dzieci deficyt MTP powoduje wystgpienie dekompensacji
metabolicznej, objawy choroby mogq obejmowac¢ m.in. sennosé¢, zmiane
zachowania, ostabienie miesni, staby apetyt, kwasice metabolicznqg, jezeli
choroba nie jest leczona u pacjenta mogq pojawic sie problemy z oddychaniem,
drgawki oraz sSpigczka, powazne problemy z sercem. Brak leczenia zwykle
prowadzi do Smierci z powodu probleméw z sercem Iub oddychaniem
ok. trzeciego roku zycia. U niewielkiej liczby osob zgtaszano takze przypadki
deficytu MTP z tagodnymi objawami. Objawy pojawiajq sie w czasie od drugiego
roku zycia do dorostosci i charakteryzujq sie ostabieniem miesni, bez objawow
dekompensacji metabolicznej.

Glikogenozy (GSD) to choroby genetyczne wynikajqce z zaburzern metabolizmu
glikogenu, dotyczqce gfdwnie waqtroby | miesni. Powstajq wskutek
nieprawidtowosci enzymow odpowiedzialnych za przemiane glukozy w glikogen
i odwrotnie. Wiekszos¢ typdow dziedziczona jest w sposob autosomalny
recesywny.

Czestos¢ wystepowania wszystkich typow glikogenoz wynosi ok. 1:20 000—
40 000 w populacji ogolne;.

Glikogenoza typu Il (choroba Coriego) powodowana jest uszkodzeniami genu
AGL. Choroba ujawnia sie zwykle w okresie niemowlecym i charakteryzuje sie
hipoglikemiq oraz hiperlipidemig, a wspdtistniejgce uszkodzenia wgtroby mogq
prowadzic¢ do spowolnienia wzrostu.

Hipoglikemia w GSD typu lll jest zwykle mniej nasilona niz w GSD typu |
(najciezszy i najczestszy typ), co wynika z zachowanego procesu glukoneogenezy,
a w przebiegu choroby obserwuje sie znacznq ketonemie z hipoglikemig na czczo.

Leczenie glikogenozy typu lll opiera sie gtownie na postepowaniu dietetycznym,
obejmujgcym regularne positki, zwiekszonqg podaz biatka oraz stosowanie
weglowodandw o przedtuzonym uwalnianiu (np. skrobi kukurydzianej), w celu
utrzymania stabilnego stezenia glukozy we krwi oraz zapobiegania powiktaniom
metabolicznym.

Dowody naukowe

Zaburzenia oksydacji dtugotancuchowych kwasow ttuszczow: deficyt LCHAD,
deficyt VLCAD, deficyt MCT
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Odnalezione rekomendacje brytyjskie BIMDG 2024, amerykanskie van Calcar
2020, SERN i GMDI 2019, polskie Zalecenia dietetyczne w pediatrii 2019,
europejskie Spiekerkoetter 2009, zalecajq w terapii zaburzenn oksydacji
dtugotaricuchowych kwasdw ttuszczowych (deficyt LCHAD, deficyt VLACD oraz
deficyt MTP) ograniczenie podazy dtugotarnicuchowych kwasow ttuszczow oraz
stosowanie suplementacji MCT (sredniotaricuchowe kwasy ttuszczowe). Wazne
jest unikanie okresow gfodzenia i sytuacji moggcych prowadzic¢
do dekompensacji metabolicznej. Wsrdod specjalnych mieszanek zawierajgcych
MCT, wytyczne BIMDG 2024 wymieniajg m.in. produkt MCT Procal.

Zaburzenia cyklu karnityny: deficyt palmitylotransferazy karnityny (CPT | oraz
CPT Il

Odnalezione rekomendacje brytyjskie BIMDG 2024, zalecajq ograniczenie podazy
dtugofancuchowych kwasow ttuszczow oraz stosowanie suplementacji
MCT (sredniotaricuchowe kwasy ttuszczowe). Wsrod specjalnych mieszanek
zawierajgcych MCT, wytyczne BIMDG 2020 wymieniajg m.in. produkt
MCT Procal.

Deficyt dehydrogenazy pirogronianu, deficyt transportera glukozy GLUT-1

Wytyczne dotyczqgce schorzen zwiqzanych z zespotem niedoboru transportera
glukozy typu 1 oraz deficytem dehydrogenazy pirogronianu (BIMDG 2024,
Klepper 2020, BDA 2020, Kossof 2018) zalecajq stosowanie diety ketogenicznej,
w tym opartej na trdjglicerydach o srednim taricuchu (MCT). Oceniana
interwencja zostata wymieniona w zaleceniach z BIMDG 2024 (pod nazwq MCT
Procal) jako przyktadowy suplement o wysokiej zawartosci MCT.

Glikogenoza typu Il

Wytyczne brytyjskie BIMDG 2024wymieniajq ssspz MCT Procal jako produkt
biatkowo-energetyczny dostepny na recepte przeznaczony dla pacjentow
od 3. roku zycia do wieku dorostego, mozliwy do zastosowania jako uzupetnienie
diety wysokobiatkowe;.

Francuskie wytyczne kliniczne PNDS z 2023 wskazujg, Ze leczenie opiera
sie gtownie na diecie wysokobiatkowej, unikaniu gtodzenia oraz stosowaniu
skrobi kukurydzianej. Wytyczne wskazujg rowniez na mozliwos¢ zwiekszenia
udziatu ttuszczow w diecie, szczegolnie u pacjentow z kardiomiopatiq, jako
elementu diety wysokobiatkowej iniskoweglowodanowej. Jednoczesnie
wytyczne nie zawierajq rekomendacji dotyczgcych stosowania trigliceryddow
Sredniofaricuchowych (MCT) ani preparatow zawierajgcych MCT jako
standardowego elementu leczenia glikogenozy typu lll.

W wytycznych amerykanskich dotyczqcych glikogenozy typu Il (Kishnani 2010)
wskazano, ze triglicerydy sredniotaricuchowe (MCT) nie stanowi standardu
postepowania dla wszystkich pacjentow z GSD Ill. Mogq stanowic¢ alternatywne
Zrodfo energii, jednak ich rola terapeutyczna pozostaje nieustalona. Autorzy



Stanowisko Rady Przejrzystosci AOTMIT nr 111/2026 z dnia 03.08.2026 r.

podkreslajg koniecznos¢ dalszych badan. Zaznaczono, ze MCT mozna rozwazac
jako element indywidualnie dobranej diety u wybranych chorych, szczegdlnie
z GSD llla i kardiomiopatig/miopatig, pod kontrolg osrodka metabolicznego.

W polskich zaleceniach pediatrycznych z 2020 r. opisujgcych schemat leczenia
w glikogenozy Ill, nie zawarto rekomendacji dotyczqcych stosowania
triglicerydow sredniotaricuchowych (MCT). Wytyczne wskazujg na diete
niskottuszczowq jako element wtasciwego zywienia.

W ramach aktualizacji przeglgdu systematycznego dla wskazan: deficyt LCHAD,
deficyt VLCAD, deficyt dehydrogenazy pirogronianu, deficyt CPT oraz deficyt
GLUT-1 odnaleziono jedno nowe badanie spetniajgce kryteria wtgczenia (badanie
obserwacyjne Salazar 2024) dotyczgce pacjentow z deficytem GLUT-1.
Nie odnaleziono nowych dowodow naukowych spetniajgcych kryteria wiqczenia
dla wskazan: deficyt VLCAD, deficyt dehydrogenazy pirogronianu oraz deficyt
CPT.

Dla nowo ocenianych wskazan, tj. deficytu mitochondrialnego biatka
tréojfunkcyjnego (MTP) oraz glikogenozy typu Ill, odnaleziono odpowiednio
4 badania dotyczgce pacjentéow z MTP lub LCHAD/MTP (badania obserwacyjne -
Gillingham 2024 (retrospektywne), Gillingham 2003 (prospektywne), Gillingham
2006 — RCT oraz opis przypadku Guan 2021), a w przypadku glikogenozy typu Il
4 publikacje stanowigce opisy pojedynczych pacjentow lub serii przypadkdow
z glikogenozq typu lll (Rossi 2020, Merrigan 2019, Clemente 2010, Burns 20089.
W Polsce nie jest dostepna alternatywna technologia medyczna, ktora moze
w petni zastqpic ssspz MICT Procal. Pacjenci mogq stosowac ssspz zawierajgce
sredniotaricuchowe trojglicerydy (MCT), tj.: K.Vita, Liquigen, MCT Qil, Lipistart,
Betaquik i Monogen, sprowadzane gtownie w ramach importu docelowego,
jednakze rdznig sie one sktadem od ocenianego Ssspz MCT Procal. Zgodnie
z odnalezionymi  wytycznymi  klinicznymi, w  przypadku postepowania
dietetycznego optymalny dobor preparatu zalezy od wielu czynnikow:
indywidualnych potrzeb pacjentow w tym m.in. wieku, stanu zdrowia lub masy
ciata.

Problem ekonomiczny

Zgodnie z oszacowaniami analitykow, przy uwzglednieniu liczebnosci populacji
na podstawie danych MZ refundacja ssspz MCT Procal w ocenianych
wskazaniach bedzie wigzac¢ sie z wydatkami ptatnika publicznego w wysokosci
ok. 207 tys. PLN rocznie. Najwieksze oszacowane wydatki dla ptatnika dotyczg
pacjentow z deficytem LCHAD, najniisze zas z deficytem MPT, a w drugiej
kolejnosci z glikogenozq typu llI.

Gtodwne arqumenty decyzji:

e Niezaspokojona potrzeba medyczna;

e Brak alternatywnej technologii medycznej;
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e Aktualne wytyczne kliniczne;

e Niewielkie obcigzenie finansowe dla ptatnika publicznego.

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 Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r. poz. 1461) oraz
wzw. z art. 39 ust. 3 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdw medycznych (Dz. U. z 2026 r. poz. 253), z uwzglednieniem
opracowania nr: DWOK.414.4.2026 (Aneks do opracowania nr: 0T.4211.23.2022) ,MCT Procal 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
I11”; data ukonczenia: 29 lipca 2026 r.



