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CUR Współczynnik kosztów-użyteczności 
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GMP Glikomakropeptyd 
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L-AA Dieta bezfenyloalaninowa 
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NICE Brytyjska agencja oceny technologii medycznych 
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PKU Fenyloketonuria 
(Phenylketonuria) 

QALY Lata życia skorygowane jakością 
(Quality-Adjusted Life Years) 

Tyr Tyrozyna 

śsspż Środek spożywczy specjalnego przeznaczenia żywieniowego 
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Streszczenie 

CEL 

Celem analizy ekonomicznej jest ocena opłacalności środka spożywczego specjalnego przeznaczenia 

żywieniowego PKU GMPro Delight stosowanego u osób powyżej 3. roku życia z potwierdzoną fenyloketonurią 

(PKU, ang. phenylketonuria), u których dobowa tolerancja fenyloalaniny pozwala na zastosowanie preparatów 

glikomakropeptydowych. 

METODYKA 

Przeprowadzenie analizy ekonomicznej zostało poprzedzone analizą problemu decyzyjnego [1] oraz analizą 

kliniczną [2], w których zdefiniowano problem zdrowotny, dokonano wyboru komparatorów oraz przedstawiono 

dane z badań klinicznych w zakresie skuteczności i bezpieczeństwa porównywanych interwencji. 

Populację docelową analizy stanowią pacjenci powyżej 3. roku życia z potwierdzoną fenyloketonurią, u których 

dobowa tolerancja fenyloalaniny pozwala na zastosowanie preparatów glikomakropeptydowych. Interwencją 

ocenianą w analizie jest środek spożywczy specjalnego przeznaczenia żywieniowego (śsspż) PKU GMPro Delight 

w postaci proszku do sporządzania doustnego roztworu stosowanego w diecie eliminacyjnej w PKU. 

Komparatorami dla ocenianej interwencji są preparaty białkozastępcze pochodzenia naturalnego powstałe na bazie 

glikomakropeptydu (GMP), syntetyczne preparaty białkozastępcze bezfenyloalaninowe skondensowane 

i nieskondensowane (L-AA) finansowane ze środków publicznych w Polsce. 

Wyniki przeprowadzonej analizy klinicznej dotyczące ogólnej grupy preparatów opartych o GMP wskazują, że 

zapewniają one skuteczną i akceptowalną opcję postępowania dietetycznego w fenyloketonurii, podobnie jak 

preparaty L-AA. Brak jest natomiast możliwości porównania bezpośredniego oraz pośredniego dla skuteczności i 

bezpieczeństwa preparatu PKU GMPro Delight z komparatorami. Z tego powodu analizę ekonomiczną 

przeprowadzono w formie analizy konsekwencji kosztów. W ramach analizy porównano koszty preparatu PKU 

GMPro Delight względem terapii opcjonalnych oraz dokonano zestawienia efektów klinicznych wraz z oceną 

przeżycia skorygowanego o jakość (QALY). Dla porównania PKU GMPro Delight względem pozostałych 

preparatów białkozastępczych uwzględnionych w analizie przyjęto miesięczny horyzont czasowy. 

Analizę przeprowadzono z perspektywy płatnika publicznego oraz z perspektywy płatnika publicznego i pacjentów 

przy uwzględnieniu współpłacenia za preparaty białkozastępcze. W ramach analizy uwzględniono wyłącznie koszty 

preparatów stosowanych przez pacjentów z fenyloketonurią.  

Cenę produktu PKU GMPro Delight otrzymano od Zamawiającego, ceny preparatów białkozastępczych określono 

na podstawie aktualnego wykazu refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia 

żywieniowego i wyrobów medycznych, oraz danych refundacyjnych NFZ. 

Oceny niepewności uzyskanych wyników podstawowych analiz dokonano za pomocą jednokierunkowych analiz 

wrażliwości. 
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WNIOSKI KOŃCOWE 

Wyniki niniejszej analizy przeprowadzonej w formie analizy konsekwencji kosztów wskazują, że aktualnie 

stosowane preparaty białkozastępcze charakteryzują się zróżnicowanymi kosztami, jeżeli wziąć pod uwagę grupy 

produktów GMP oraz L-AA.            
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      . Jednocześnie finansowanie PKU 

GMPro Delight może przyczynić się do poprawy sytuacji pacjentów z PKU, jako że preparaty te poszerzają dostęp 

do skutecznych opcji postępowania dietetycznego u chorych z PKU, zwiększają zakres dostępnych smaków 

preparatów białkozastępczych opartych na glikomakropeptydach.      

        . Rozszerzenie wachlarza 

dostępnych smaków preparatów białkozastępczych opartych o GMP jest większą szansą dla pacjentów na 

prawidłowe przestrzeganie zaleceń dietetycznych (compliance). 
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1. Wprowadzenie 

1.1. Cel 

Celem analizy ekonomicznej jest ocena opłacalności środka spożywczego specjalnego przeznaczenia 

żywieniowego PKU GMPro Delight, stosowanego u osób powyżej 3. roku życia z potwierdzoną 

fenyloketonurią (PKU, ang. phenylketonuria), u których dobowa tolerancja fenyloalaniny pozwala na 

zastosowanie preparatów glikomakropeptydowych. 

Analizę przeprowadzono zgodnie ze schematem PICO (populacja, interwencja, komparator, 

wyniki / punkty końcowe): 

POPULACJA 

Pacjenci powyżej 3. roku życia z potwierdzoną fenyloketonurią, u których dobowa tolerancja 

fenyloalaniny pozwala na zastosowanie preparatów glikomakropeptydowych. 

INTERWENCJA 

Środek spożywczy specjalnego przeznaczenia żywieniowego PKU GMPro Delight (PKU GMPro Delight 

Tropical i PKU GMPro Delight Berry). 

KOMPARATORY 

 Preparaty pochodzenia naturalnego, wyprodukowane na bazie glikomakropeptydu (GMP), objęte 

refundacją w Polsce w populacji docelowej: 

 PKU Sphere, 

 PKU GMPro Mix-In. 

 Syntetyczne preparaty białkozastępcze (L-AA): 

 syntetyczne preparaty białkozastępcze, bezfenyloalaninowe, skondensowane (objęte 

refundacją w Polsce w populacji docelowej), 

 syntetyczne preparaty białkozastępcze, bezfenyloalaninowe, nieskondensowane (objęte 

refundacją w Polsce w populacji docelowej). 

PUNKTY KOŃCOWE 

 lata życia skorygowane jakością (QALY), 

 koszty terapii wyrażone w polskich złotych (zł), 

 współczynniki kosztów użyteczności (CUR), 
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 cena progowa wyrażona jako cena zbytu netto. 

Szczegółowy opis problemu zdrowotnego, ocenianej interwencji i technologii opcjonalnych 

przedstawiono w analizie problemu decyzyjnego [1]. 

1.2. Uzasadnienie metodyki analizy 

Analiza ekonomiczna została poprzedzona analizą problemu decyzyjnego [1] oraz analizą kliniczną [2]. 

W ramach analizy problemu decyzyjnego zdefiniowano problem zdrowotny oraz dokonano wyboru 

komparatorów. W ramach analizy klinicznej zgromadzono dowody naukowe pozwalające na 

wiarygodne wnioskowanie o efektywności PKU GMPro Delight oraz wybranych komparatorów 

stosowanych u pacjentów z fenyloketonurią. Wnioskowanie w zakresie skuteczności i bezpieczeństwa 

porównywanych interwencji w ocenianej populacji chorych oparto na wynikach przeprowadzonego 

systematycznego przeszukania badań klinicznych. 

W ramach przeprowadzonej analizy klinicznej nie odnaleziono badań umożliwiających bezpośrednie 

oraz pośrednie porównanie ocenianej interwencji względem komparatorów. Wspomniana analiza 

została ograniczona do zestawienia wyników wskazujących, że analizowane interwencje są skuteczne 

we wnioskowanym wskazaniu. W związku z tym za najbardziej odpowiednią technikę analityczną w 

ocenie ekonomicznej preparatu PKU GMPro Delight stosowanego u pacjentów z fenyloketonurią 

uznano analizę konsekwencji kosztów (CCA), polegającą na zestawieniu składowych kosztów dla 

poszczególnych interwencji oraz uzyskiwanych efektów zdrowotnych. Przyjęcie takiego podejścia 

analitycznego należy uznać za zgodne ze sposobem postępowania wskazanym w Wytycznych Oceny 

Technologii Medycznych [3]. 

W ramach prac nad analizą przygotowano model ekonomiczny opracowany w programie Microsoft 

Excel w formie arkusza kalkulacyjnego (będącego częścią pliku obliczeniowego analizy wpływu na 

budżet). W analizie uwzględniono koszty preparatów. Wyznaczono również efekt zdrowotny w postaci 

lat życia skorygowanych o jakość (QALY). 
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2. Metodyka 

2.1. Technika analityczna 

W ramach opracowanej analizy klinicznej nie zidentyfikowano badań klinicznych pozwalających na 

porównanie skuteczności i bezpieczeństwa interwencji ocenianej z komparatorami. W związku z tym, 

analizę przeprowadzono w formie analizy kosztów-konsekwencji (rozdz. 1.2). W analizie tej zestawione 

zostają koszty i korzyści związane ze stosowaniem terapii. Zgodnie z rozporządzeniem Ministra Zdrowia 

w sprawie minimalnych wymagań, jakie muszą spełniać analizy uwzględnione we wnioskach 

refundacyjnych [4], w ramach analizy wyznaczono współczynniki kosztów-użyteczności (CUR, ang. 

cost-utility ratio): 

L

L
L
QALY

koszt
CUR 

. 

Za opcję najbardziej opłacalną w analizie opartej na wartości współczynników CUR przyjmuje się 

interwencję, dla której CUR ma najmniejszą wartość.  

Zgodnie z rozporządzeniem Ministra Zdrowia, cena progowa w analizie kosztów-konsekwencji opartej 

na wynikach CUR określona jest jako cena zbytu netto za opakowanie ocenianego preparatu, przy której 

koszt interwencji ocenianej jest równy kosztowi komparatora. W obliczeniach ceny progowej przyjęto 

każdorazowo, że utrzymany zostanie typ odpłatności świadczeniobiorcy zakładany w cenie preparatu 

uwzględnionej w obliczeniach, tj. odpłatność ryczałtowa. Z kolei w przypadku obliczeń z perspektywy 

płatnika publicznego przyjęto, że progowa cena detaliczna (z której następnie obliczono cenę zbytu 

netto), na podstawie której wyznaczana jest progowa cena zbytu netto, jest równa sumie progowej 

odpłatności NFZ (zgodnie z wynikami CCA) i opłaty ryczałtowej (3,20 zł). 

2.2. Struktura modelu 

Ze względu na brak szczegółowych danych pozwalających na wiarygodne modelowanie efektów 

zdrowotnych w czasie (wynikające z ograniczenia w zakresie dostępnych danych klinicznych) 

odstąpiono od szczegółowego modelowania kosztów i efektów zdrowotnych. Ze względu na brak 

możliwości przeprowadzenia porównania uwzględnionych interwencji, w przypadku przeprowadzenia 

modelowania konieczne byłoby przyjęcie jednakowych założeń w odniesieniu do efektywności PKU 

GMPro Delight i komparatorów. W konsekwencji wnioski wynikające z tak przeprowadzonego 

modelowania byłyby zbieżne z wnioskami uzyskanymi poprzez zestawienie kosztów i efektów 
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zdrowotnych interwencji w wybranym horyzoncie czasowym. Modelowanie prowadziłoby do multiplikacji 

wyników, przy czym krotność takiej multiplikacji byłaby jednakowa dla PKU GMPro Delight i 

komparatorów. 

W związku z powyższym, obliczenia analizy ekonomicznej przeprowadzono za pomocą uproszczonego 

modelu obliczeniowego skonstruowanego w programie Microsoft Excel. Model umożliwia 

przeprowadzenie obliczeń w ramach analizy podstawowej oraz analizy wrażliwości, przeprowadzanej 

dla kluczowych parametrów w miesięcznym horyzoncie czasowym. Ze względu na wybór techniki 

analitycznej (analiza konsekwencji kosztów) odstąpiono od wykonania probabilistycznej analizy 

wrażliwości.  

Zgodnie z wytycznymi AOTMiT [3] w przypadku przeprowadzenia analizy w formie analizy kosztów-

konsekwencji należy dążyć do przedstawienia wyników zdrowotnych mierzonych we wspólnych 

jednostkach, przy czym preferowane są QALY, LY lub inne jednostki naturalne. W związku z czym 

efekty zdrowotne w ramach obliczeń dla porównania PKU GMPro Delight z pozostałymi preparatami 

białkozastępczymi wyrażono w postaci QALY. Wartość QALY wyznaczona na podstawie średniej 

użyteczności stanu zdrowia pacjentów z populacji docelowej nie jest zróżnicowana pomiędzy 

interwencjami i została wyznaczona jedynie w celu spełnienia formalnego wymagania dotyczącego 

wyznaczenia wartości CUR dla poszczególnych interwencji. Należy podkreślić, że o ile przyjęta wartość 

użyteczności będzie mieć wpływ na ostateczną wartość CUR, to nie będzie ona wpływać na wnioski 

płynące z analizy. 

2.3. Populacja docelowa 

Populację docelową analizy stanowią pacjenci powyżej 3. roku życia z rozpoznaną fenyloketonurią, u 

których dobowa tolerancja fenyloalaniny pozwala na zastosowanie preparatów glikomakropeptydowych. 

2.4. Porównywane interwencje 

W analizie ekonomicznej uwzględniono porównanie preparatu PKU GMPro Delight względem: 

 produktów pochodzenia naturalnego, powstałych na bazie glikomakropeptydu (GMP) objętych 

refundacją w Polsce w populacji docelowej:  

o PKU Sphere, 

o PKU GMPro Mix-In, 

 syntetycznych preparatów białkozastępczych: 

o syntetyczne preparaty białkozastępcze, bezfenyloalaninowe, skondensowane (objęte 

refundacją w Polsce w populacji docelowej), 
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o syntetyczne preparaty białkozastępcze, bezfenyloalaninowe, nieskondensowane (objęte 

refundacją w Polsce w populacji docelowej. 

Uwzględniono wyłącznie preparaty, które zgodnie z określeniami nazw grup limitowych, w ramach 

których są refundowane, są zalecane w populacji docelowej (tj. wiek ≥ 3 lat) - pełna lista wybranych 

preparatów została przedstawiona w rozdz. A.2. 

Szczegółowy opis interwencji ocenianej oraz komparatorów uwzględnionych w niniejszej analizie 

przedstawiono w analizie problemu decyzyjnego [1]. 

2.5. Perspektywa analizy 

Analizę przeprowadzono z perspektywy płatnika publicznego (NFZ), a także z łącznej perspektywy 

płatnika publicznego i pacjentów, przy uwzględnieniu współpłacenia za preparaty białkozastępcze. 

2.6. Horyzont czasowy analizy 

Analizę przeprowadzono w miesięcznym horyzoncie czasowym. Ze względu na brak uwzględnienia 

ewentualnych różnic w zakresie efektów zdrowotnych w analizie, obliczenia przeprowadzono w 

horyzoncie czasowym, który jest wystarczający do przedstawienia różnic w zakresie kosztów leczenia. 

Mając na uwadze uproszczony charakter obliczeń i fakt, że dieta eliminacyjna w fenyloketonurii powinna 

być stosowana przez całe życie, wybrany horyzont czasowy jest wystarczający do wskazania różnic w 

zakresie kosztów terapii. Oszacowanie wyników analizy w dowolnie innym horyzoncie czasowym, 

sprowadza się do odpowiedniego przeskalowania wyników uzyskanych w horyzoncie miesięcznym. 

2.7. Efekty zdrowotne 

W ramach przeprowadzonej analizy klinicznej nie odnaleziono badań umożliwiających bezpośrednie 

porównanie ocenianej interwencji względem komparatorów. Analiza kliniczna została ograniczona do 

zestawienia wyników wskazujących, że analizowane interwencje są skuteczne we wnioskowanym 

wskazaniu. W analizie klinicznej stwierdzono, że zarówno PKU GMPro Delight, jak i PKU Sphere i PKU 

GMPro Mix-In oraz produkty z grupy L-AA zapewniają utrzymywanie Phe w normie, co jest głównym 

celem w postępowaniu dietetycznym u chorych z PKU. 

Aby zachować zgodność z wytycznymi AOTMiT, w analizie konsekwencji kosztów nie powinno 

ograniczać się do konsekwencji zdrowotnych przedstawionych wyłącznie w postaci wyniku zdrowotnego 

wyrażonego w jednostkach naturalnych uwzględnionych w badaniach klinicznych, lecz powinno 

uwzględniać się QALY, LY i inne istotne w danym kontekście wyniki zdrowotne. Z tego powodu w 
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ramach oceny efektów zdrowotnych w niniejszej analizy uwzględniono jakość życia pacjentów w postaci 

użyteczności stanu zdrowia, która posłużyła do oszacowania oczekiwanej wartości QALY. Dane 

wykorzystane do wyznaczenia QALY opisano w rozdziale 3.1. Dodatkowo w analizie przedstawiono 

uzupełniająco podsumowanie konsekwencji zdrowotnych z badań klinicznych uwzględnionych w 

analizie klinicznej.  

2.8. Koszty 

W ramach analizy uwzględniono koszty ponoszone na preparat PKU GMPro Delight oraz pozostałe 

preparaty białkozastępcze (tj. komparatory). 

Nie uwzględniono innych kosztów ponoszonych u pacjentów z populacji docelowej analizy, takich jak: 

koszty produktów niskobiałkowych, koszty związane z monitorowaniem poziomu Phe czy koszty 

pośrednie związane z dodatkowymi obciążeniami społecznymi czy psychicznymi. Należą one do 

kategorii kosztów nieróżnicujących (wspólnych) – rodzaj stosowanych preparatów białkozastępczych 

nie wpływa na wysokość żadnego z wyżej wymienionych kosztów. Uwzględnienie dodatkowych kosztów 

w obliczeniach nie wniosłoby dodatkowych informacji do analizy opłacalności, mogłoby natomiast 

ograniczyć wiarygodność wyznaczanych wyników przez wprowadzenie dodatkowego źródła 

niepewności. 

Szczegółowy opis kosztów przedstawiono w rozdziale 3.3. 

2.9. Dyskontowanie 

Horyzont czasowy analizy ekonomicznej nie przekracza 1 roku, w związku z czym nie uwzględniono 

dyskontowania kosztów. 

2.10. Korekta połowy cyklu 

Ze względu na przyjętą metodykę analizy w niniejszej analizie nie uwzględniono korekty połowy cyklu. 

2.11. Analiza wrażliwości 

Ze względu na uproszczony charakter analizy (wyznaczone wyłącznie koszty stosowania preparatów 

białkozastępczych w diecie chorego na PKU) odstąpiono od przeprowadzenia probabilistycznej analizy 

wrażliwości. 
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W ramach analizy przeprowadzono jednokierunkową analizę wrażliwości dla parametrów, których 

oszacowanie obarczone było największą niepewnością, tj.: dziennej podaży białka, użyteczności 

stanów zdrowia, udziału preparatów GMP w podaży białka z preparatów białkozastępczych, udziały 

preparatu PKU GMPro Delight w podaży białka z preparatów GMP oraz podstawa limitu w grupie 

limitowej 216.25. Zakresy zmienności rozważanych parametrów oraz uzyskane wyniki przedstawiono w 

rozdziale 5. 
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3.2.1. Zalecenia Polskiej Grupy Roboczej ds. Fenyloketonurii 

Dzienne zapotrzebowanie pacjenta z PKU na białko określają Zalecenia Polskiej Grupy ds. 

Fenyloketonurii [7]. Zalecana dzienna podaż białka zależy od wieku chorego, a także od masy ciała 

pacjenta. Średnią ważoną zalecaną dawkę uwzględniającą powyższe parametry obliczono przy 

następujących założeniach: 

 zapotrzebowanie na białko w poszczególnych grupach wiekowych określono na podstawie 

publikacji Żółkowska 2014 [7]; 

 masę ciała osób w wieku 0-14 lat zaczerpnięto z dokumentu Waga osób w wieku 0-14 lat 

opracowanego przez GUS [8], dla osób w wieku 15 lat i powyżej masę ciała wyznaczono w oparciu 

o dane GUS [9, 10] dotyczące średniego wzrostu i poziomu BMI w poszczególnych kategoriach 

wiekowych oraz struktury wiekowej populacji osób w wieku 15 lat i więcej zgodnie z najbardziej 

aktualnymi danymi GUS dotyczącymi 2024 roku [11]; 

 zgodnie z informacjami przedstawionymi w literaturze 80-85% [7, 12] zapotrzebowania na białko 

powinno pochodzić z preparatów białkozastępczych. Uwzględniając udział preparatów 

białkozastępczych w całkowitej zalecanej podaży białka średnio na poziomie 82,5%, wyznaczono 

ilość białka, jaka powinna zostać dostarczona do organizmu za pomocą preparatów 

białkozastępczych; 

 strukturę wieku pacjentów powyżej 3. r.ż. określono w oparciu o dane NFZ o liczbie pacjentów z 

rozpoznaniem PKU w 2018 roku (najnowsze dostępne dane NFZ o liczbie pacjentów w wieku 

powyżej 3 r.ż.).  

Szczegółowe dane przedstawiono w BIA [13]. W tabeli poniżej zestawiono wyniki otrzymane w tym 

zakresie. 
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W dwóch badaniach stosowanie GMP zostało odgórnie ustalone, stąd nie wykorzystano danych z tych 

badań w dalszych oszacowaniach – w badaniu Daly 2019a zakładano stopniowe zwiększenie udziału 

GMP w diecie, a w badaniu Van Calcar 2022 udział GMP w produktach białkozastępczych był określony 

w protokole badania. W niniejszej analizie uwzględniono odsetki z badań Delsoglio 2023 i Daly 2017a. 

Celem badania Daly 2017 była ocena skuteczności diety GMP w porównaniu z L-AA. Badaniem objęto 

12 pacjentów w grupie GMP+L-AA i 9 pacjentów w grupie L-AA. Produkt GMP mógł całkowicie lub 

częściowo zastąpić dotychczas stosowane L-AA. Dawka GMP była dostosowywana indywidualnie dla 

każdego pacjenta. Pacjenci w grupie kontrolnej (L-AA) otrzymywali rutynowe dawki produktów. W grupie 

badanej mediana ekwiwalentu białkowego pochodzącego z GMP wynosiła 50% dziennego 

zapotrzebowania. Takie samo dzienne zapotrzebowanie (50%) dostarczał ekwiwalent białkowy z L-AA. 

Celem badania Montenori 2022 była ocena wpływu GMP na mikroflorę jelitową pacjentów z PKU. W 

badaniu wzięło udział 9 pacjentów. Preparat GMP mógł zastąpić część dotychczas stosowanego 

preparatu białkozastępczego (L-AA). Proporcja GMP do poprzedniego substytutu białka różniła się 

między pacjentami (nie przedstawiono dawkowania). Po 6 miesiącach mediana ekwiwalentu 

białkowego pochodzącego z GMP w badanej grupie wynosiła 79,3% dziennego zapotrzebowania. 

Celem badania Delsoglio 2023 była ocena preparatu białkozastępczego PKU GMPro Mix-u pacjentów 

z fenyloketonurią. W badaniu uczestniczyło 12 pacjentów z potwierdzoną klasyczną PKU w wieku od 3 

do 45 lat. Spożycie preparatu PKU GMPro Mix-In pokrywało 23% średniego zapotrzebowania pacjentów 

na białko. W tym miejscu należy zaznaczyć, że pacjenci w trakcie badania mogli stosować inne produkty 

białkozastępcze i niskofenyloalaninowe produkty pochodzące z naturalnej diety. W badaniu podano, że 

białka pochodzące z produktów białkozastępczych (w tym L-AA, inne GMP, PKU GMPro Mix-In), 

stanowiło 92% dziennego zapotrzebowania (brak informacji o rodzaju innych niż PKU GMPro Mix-In 

produktów). 
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W analizie założono, że w przypadku objęcia refundacją w rozważanym wskazaniu produkt PKU GMPro 

Delight będzie finansowany w ramach wykazu refundowanych leków, środków spożywczych 

specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych w kategorii dostępności 

refundacyjnej – środek spożywczy specjalnego przeznaczenia żywieniowego dostępny w aptece na 

receptę (lista A2) we wskazaniu określonym stanem klinicznym: Fenyloketonuria (PKU) u pacjentów 

powyżej 3 roku życia, u których dobowa tolerancja fenyloalaniny pozwala na zastosowanie preparatów 

glikomakropeptydowych i wydawany będzie świadczeniobiorcy za odpłatnością ryczałtową. Przyjęto, że 

finansowanie preparatu odbywać się będzie w ramach grupy limitowej 216.25, w której finansowane są 

inne produkty pochodzenia naturalnego (GMP). Uzasadnienie dla takiego założenia przedstawiono w 

BIA [13]. 

3.3.2. Koszt PKU GMPro Delight 

Cenę preparatu PKU GMPro Delight określono zgodnie z informacjami otrzymanymi od 

Zamawiającego. Proponowana cena zbytu netto dla PKU GMPro Delight (o smaku tropikalnym PKU 

GMPro Delight Tropical i owoców jagodowych PKU GMPro Delight Berry) wynosi: 

    za opakowanie złożone z 30 saszetek po 30 g. produktu każda (zawierające 450 g. 

ekwiwalentu białka),  

    za opakowanie złożone z 30 saszetek po 40 g. produktu każda i zawierające 600 g. 

ekwiwalentu białka.  

Wnioskowaną cenę środka spożywczego specjalnego przeznaczenia żywieniowego PKU GMPro 

Delight przedstawiono w tabeli poniżej. Przy wyznaczeniu cen hurtowych brutto, zgodnie z 

obowiązującymi regulacjami prawnymi, przyjęto wartości marży hurtowej i podatku VAT (właściwego 

dla śsspż) na poziomie odpowiednio 6% i 5%. 

Ze względu na przyjęte założenie dotyczące finansowania produktu PKU GMPro Delight w grupie 

limitowej 216.25, cena detaliczna, wysokość limitu finansowania oraz poziom odpłatności płatnika i 

pacjenta zależy od sytuacji w całej grupie limitowej 216.25. 

Zgodnie z obowiązującym obwieszczeniem MZ [22], aktualnie produktem wyznaczającym podstawę 

limitu w grupie 216.25 jest PKU Sphere 20 o smaku waniliowym (EAN: 5060014059857). Prognozy 

przeprowadzone w analizie wpływu na budżet wskazują na utrzymanie tego stanu w horyzoncie 

czasowym analizy w scenariuszu istniejącym. Jednocześnie w scenariuszu nowym analizy wpływu na 

budżet przeprowadzone prognozy wskazują na możliwość zmiany podstawy limitu w grupie limitowej 

216.25 na preparat GMPro Delight. W analizie podstawowej przeprowadzono obliczenia przy 

uwzględnieniu produktu PKU Sphere jako podstawy limitu w omawianej grupie limitowej. Scenariusz, w 

którym to preparat GMPro Delight wyznacza podstawę limitu, uwzględniono w analizie wrażliwości (x2, 

w zależności od tego, która dawka będzie stanowić podstawę limitu). 
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3.3.4. Koszt uzupełnienia dawki 

Zgodnie z założeniami niniejszej analizy preparat PKU GMPro Delight / preparat będący komparatorem 

w niniejszej analizie będzie zaspokajał część dziennej podaży białka w postaci produktów 

białkozastępczych (rozdz. 3.2.3). W związku z tym konieczne jest wyznaczenie kosztu dopełnienia 

dawki do rzeczywistej dziennej podaży białka z preparatów białkozastępczych. Koszt ten oszacowano 

jako średni koszt wszystkich dostępnych na rynku preparatów syntetycznych (skondensowanych i 

nieskondensowanych), zgodnie z ich udziałami w rynku. Udziały preparatów L-AA przyjęto wg danych 

rzeczywistych za ostatnie 12 miesięcy, zaś udziały preparatów GMP wg prognozowanych danych na 

rok 2026 (w danych rzeczywistych sprzedaż produktu PKU GMPro Mix-In tylko dla jednego miesiąca). 

Ze względu na brak odpowiednich danych, nie uzależniano zestawu preparatów stosowanych w ramach 

uzupełnienia dawki od preparatu będącego interwencją / komparatorem, zakładając, że koszt 

uzupełnienia dawki jest taki sam bez względu na rozważaną interwencję / komparator. W związku z tym 

koszty inkrementalne oszacowane w analizie zależne są wyłącznie od kosztów interwencji / 

komparatora, a koszt uzupełnienia dawki przedstawiony jest wyłącznie w celach poglądowych jako 

kontekst, w którym przedstawiane są wydatki na PKU GMPro Delight / komparator.  

Średni koszt za g PE dla mieszanki preparatów L-AA stanowiących uzupełnienie dawki interwencji / 

komparatora do dawki zalecanej wynosi 1,7603 zł z perspektywy NFZ oraz 1,7702 zł z perspektywy 

NFZ + pacjent. Ponadto w jednym ze scenariuszy analizy wrażliwości (GMProDelight_udział) średni 

koszt za g PE dla mieszanki preparatów GMP stanowiących uzupełnienie dawki interwencji / 

komparatora do dawki zalecanej, z perspektywy NFZ oraz NFZ + pacjent, gdy podstawę limitu w grupie 

216.25 wyznacza PKU Sphere 20 o smaku waniliowym (podstawowe założenie analizy) wynosi kolejno 

3,5765 zł oraz 3,5847 zł. 

W poniższej tabeli zestawiono miesięczne koszty uzupełnienia dawki dla poszczególnych scenariuszy 

analizy. W obliczeniach dla scenariusza GMProDelight_udział, koszt dopełnienia rzeczywistej dawki PE 

przypisano dla każdej interwencji / komparatora. 
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5.5. Podsumowanie 
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6. Walidacja 

6.1. Walidacja wewnętrzna 

W celu ujawnienia błędów związanych z wprowadzaniem danych oraz strukturą obliczeń 

przeprowadzono systematyczne testowanie modelu. Przeanalizowano wyniki symulacji przy założeniu 

skrajnych wartości parametrów. Przetestowano powtarzalność wyników przy użyciu równoważnych 

wartości parametrów wejściowych. Wszystkie błędy wykryte podczas walidacji wewnętrznej zostały 

poprawione. 

6.2. Walidacja konwergencji 

Walidacja konwergencji polega na porównaniu wyników modelowania z wynikami uzyskanymi w innych 

modelach dotyczących tego samego problemu i – w przypadku różnic – wyjaśnienia ich przyczyny. 

W celu dokonania walidacji konwergencji przeprowadzono systematyczne przeszukanie baz informacji 

medycznych oraz stron internetowych agencji HTA. Szczegóły przeprowadzonego przeszukania 

(zastosowane strategie, wyniki przeszukania, opis procesu selekcji badań) znajdują się w aneksie 

(rozdz. A.1.1). W wyniku przeprowadzonego przeszukania nie odnaleziono analiz ekonomicznych, w 

których oceniono opłacalność produktu PKU GMPro Delight. W związku z tym odstąpiono od 

przeprowadzenia walidacji konwergencji. 

6.3. Walidacja zewnętrzna 

Ze względu na charakter niniejszej analizy (analiza konsekwencji kosztów bez uwzględnienia 

zróżnicowanych efektów zdrowotnych między interwencjami, krótki horyzont czasowy), odstąpiono od 

przeprowadzenia walidacji zewnętrznej w zakresie efektów zdrowotnych. 
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7. Podsumowanie i wnioski 
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Wnioski 

Wyniki niniejszej analizy przeprowadzonej w formie analizy konsekwencji kosztów wskazują, że 

aktualnie stosowane preparaty białkozastępcze charakteryzują się zróżnicowanymi kosztami, jeżeli 

wziąć pod uwagę grupy produktów GMP oraz L-AA.      

              

            

  Jednocześnie finansowanie PKU GMPro Delight może przyczynić się do 

poprawy sytuacji pacjentów z PKU, jako że preparaty te poszerzają dostęp do skutecznych opcji 

postępowania dietetycznego u chorych z PKU, zwiększają zakres dostępnych smaków preparatów 

białkozastępczych opartych na glikomakropeptydach.      

         Rozszerzenie 

wachlarza dostępnych smaków preparatów białkozastępczych opartych o GMP jest większą szansą dla 

pacjentów na prawidłowe przestrzeganie zaleceń dietetycznych (compliance). 
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8. Ograniczenia 

 Metodyka analizy ekonomicznej (analiza konsekwencji kosztów) została określona na podstawie 

wyników i wniosków z przeprowadzonej analizy klinicznej, a zatem wszelkie ograniczenia analizy 

klinicznej mają zastosowanie także w niniejszej analizie. W szczególności nie odnaleziono badań 

umożliwiających wykazanie wyższości (lub jej braku) dla którejkolwiek z porównywanych 

interwencji. 

 W analizie nie przeprowadzono długoterminowego modelowania kosztów i efektów zdrowotnych. 

W ramach oceny efektów zdrowotnych i kosztów dla poszczególnych interwencji obliczono liczbę 

QALY w wybranym horyzoncie czasowym, przypisując dla każdej interwencji taką samą wartość 

użyteczności. W obliczeniach nie uwzględniono możliwości przerywania lub zmiany terapii na inną, 

nie uwzględniono również śmiertelności. 
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9. Dyskusja 

Celem analizy ekonomicznej była ocena opłacalności środka spożywczego specjalnego przeznaczenia 

żywieniowego PKU GMPro Delight stosowanego u osób powyżej 3. roku chorujących na 

fenyloketonurię. 

Wyniki przeprowadzonej w ramach niniejszego raportu HTA analizy klinicznej wskazały, że  

     PKU Sphere, PKU GMPro Mix-In oraz produkty z grupy L-AA zapewniają 

utrzymywanie Phe w normie, co jest głównym celem w postępowaniu dietetycznym u chorych z PKU. 

Na podstawie zidentyfikowanych w analizie klinicznej doniesień naukowych, nie jest możliwe 

jednoznaczne potwierdzenie przewagi klinicznej jakiegokolwiek preparatu dietetycznego nad innymi. W 

konsekwencji jako technikę analityczną dla niniejszej analizy wybrano analizę konsekwencji kosztów. 

Do podobnych wniosków, w zakresie braku możliwości wykazania przewagi między preparatami, doszli 

analitycy AOTMiT w ramach oceny analiz dotyczących innych preparatów dietetycznych stosowanych 

w fenyloketonurii (PKU Gel [23], PKU Sphere [24]). Także analiza kosztów konsekwencji została uznana 

przez analityków Agencji jako zasadna do ocenionej w 2025 r. analizy ekonomicznej dla produktu PKU 

GMPro Mix-In [25]. 

Pomimo braku możliwości bezpośredniego porównania poszczególnych produktów, to analizując 

poziom ich akceptowalności obserwuje się wysoki poziom zadowolenia ze smaku produktów opartych 

na glikomakropeptydach, natomiast w przypadku produktów syntetycznych (L-AA) ocena 

akceptowalności nie jest jednoznaczna. Ewentualny wpływ tego czynnika na wyniki analizy 

ekonomicznej nie jest brany pod uwagę. 

Niniejszą analizę przeprowadzono w krótkim, miesięcznym horyzoncie czasowym. Ze względu na brak 

uwzględnienia ewentualnych różnic w zakresie efektów zdrowotnych w analizie, jest on wystarczający 

do przedstawienia różnic w zakresie kosztów stosowania poszczególnych preparatów. Przy 

zastosowanej technice analitycznej, szacowanie wyników analizy w dowolnie innym horyzoncie 

czasowym sprowadza się do odpowiedniego przeskalowania wyników uzyskanych w horyzoncie 

miesięcznym. Także dieta eliminacyjna w fenyloketonurii powinna być stosowana przez okres całego 

życia chorego.  

PKU jest chorobą wymagającą od chorego przestrzegania ściśle określonej i restrykcyjnej diety, która 

powinna być stosowana przez całe życie. Dużym problemem dla pacjentów z PKU jest przestrzeganie 

zaleceń dietetycznych (compliance). Wśród problemów wpływających na brak przestrzegania diety jest 

trudność w przygotowaniu specjalnych białkozastępczych produktów żywieniowych, jak również ich 

smak i walory sensoryczne. Problem nieprzestrzegania diety w PKU występuje pomimo obecności na 

rynku i refundacji szerokiego zakresu niefenyloalaninowych produktów białkozastępczych. Z analizy 

sprzedaży tych produktów w populacji pacjentów powyżej 3. roku życia stosujących śsspż w PKU 
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wynika, że przyjmowana dzienna dawka ekwiwalentu białka pochodząca z preparatów 

białkozastępczych stanowiła ok 72% zalecanego spożycia białka z tej kategorii produktów. Z badań 

wynika, że wchodzący w życie młodzi dorośli z PKU (po ukończeniu 18. roku życia) przestają 

przestrzegać ścisłej diety niskofenyloalaninowej, choć zdają sobie sprawę, że aktualne zalecenia 

wskazują na konieczność stosowania jej przez całe życie. Szacuje się, że nawet 70% dorosłych osób z 

PKU nie stosuje się ściśle do zaleceń dietetycznych. Istnieje zatem duża niezaspokojona potrzeba w 

zakresie dostępu do opcji terapeutycznych cechujących się wysoką akceptowalnością przez pacjentów 

z PKU. Akceptowalność smakowa i zapachowa preparatu przez pacjenta jest bardzo ważnym aspektem 

warunkującym skuteczność stosowanego leczenia dietetycznego w PKU. Stosowanie lepiej 

akceptowalnego smakowo preparatu GMP jest większą szansą na powrót pacjentów do leczenia. 

             

       finansowanie PKU GMPro Delight 

może przyczynić się do poprawy sytuacji pacjentów z PKU. Produkt PKU GMPro Delight odróżnia się 

od dotychczas refundowanych produktów GMP rodzajem dostępnych smaków i zawartością błonnika, 

zatem jego finansowanie zwiększyłoby różnorodność białkozastępczych preparatów stosowanych u 

pacjentów z PKU. W związku z tym, rozpoczęcie refundacji wnioskowanej technologii zwiększyłoby 

znacząco możliwości leczenia pacjentów z fenyloketonurią w Polsce i mogłoby wpłynąć na zwiększenie 

poziomu przestrzegania restrykcyjnej diety pozostającej wciąż złotym standardem leczenia w PKU. 
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A.2. Preparaty białkozastępcze refundowane w diecie 

eliminacyjnej w PKU u osób powyżej 3. roku życia (w 

ramach katalogu A) 

W analizie uwzględniono ceny refundowanych preparatów białkozastępczych na podstawie 

obowiązującego obwieszczenia Ministra Zdrowia z dnia 19 marca 2026 [22]. W przypadku preparatów 

opartych na GMP, refundowanych w ramach grupy limitowej 216.25 rozważono sytuację, w której 

podstawę limitu wyznacza: 

 PKU Sphere 20 o smaku waniliowym, zgodnie z obowiązującym obwieszczeniem, 

 PKU GMPro Delight, zgodnie z podstawowymi prognozami sprzedażowymi wg BIA [13]. Dane w 

dwóch wariantach: 

o podstawę limitu wyznacza opakowanie zawierające 30 saszetek z 30 g produktu, 

o  podstawę limitu wyznacza opakowanie zawierające 30 saszetek z 40 g produktu. 

 




















