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Streszczenie

CEL

Celem analizy wptywu na budzet jest okreslenie przewidywanych wydatkéw ptatnika publicznego (NFZ, Narodowy
Fundusz Zdrowia) w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze $rodkéw publicznych srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego PKU GMPro Delight stosowanego u oséb powyzej
3. roku zycia chorujgcych na fenyloketonurige (PKU, ang. phenylketonuria).

METODYKA

Analize przeprowadzono z perspektywy ptatnika publicznego oraz wspdlnej ptatnika publicznego i pacjentéw.
Uwzgledniono 2-letni horyzont czasowy, poczgwszy od 1 stycznia 2027 roku. W analizie zatozono, ze PKU GMPro
Delight bedzie finansowany w ramach wykazu refundowanych lekéw, $rodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego i wyrobdéw medycznych w kategorii dostepnosci refundacyjnej — srodek spozywczy
specjalnego przeznaczenia zywieniowego dostepny w aptece na recepte we wskazaniu okreslonym stanem
klinicznym: Fenyloketonuria (PKU) u pacjentéw powyzej 3 roku zycia, u ktérych dobowa tolerancja fenyloalaniny
pozwala na zastosowanie preparatow glikomakropeptydowych. Wydawany bedzie swiadczeniobiorcy za

odptatnoscig ryczattows.

Populacje docelowg analizy stanowig pacjenci w wieku powyzej 3. roku zycia z potwierdzong fenyloketonuria, u

ktorych dobowa tolerancja fenyloalaniny pozwala na zastosowanie preparatéw glikomakropeptydowych.

Liczebnos¢ populacji docelowej wyznaczono w oparciu o dane sprzedazowe dla refundowanych preparatow
biatkozastepczych, dane NFZ dotyczgce liczby pacjentéw stosujgcych preparaty biatkozastepcze refundowane w
PKU oraz wytyczne w zakresie zalecanej podazy biatka. Udziat PKU GMPro Delight w scenariuszu nowym

okreslono na podstawie zatozen oraz danych NFZ dotyczgcych liczby sprzedanych opakowan preparatéw GMP.

W analizie uwzgledniono wyigcznie koszty ponoszone na produkty biatkozastepcze: preparat PKU GMPro Delight
oraz aktualnie refundowane preparaty biatkozastepcze stosowane w diecie eliminacyjnej w PKU w populac;ji

docelowej.

W scenariuszu istniejgcym zatozono, ze preparat PKU GMPro Delight nie bedzie finansowany ze $rodkow
publicznych w leczeniu fenyloketonurii w Polsce. W scenariuszu nowym zatozono, ze preparat PKU GMPro
Delight bedzie finansowany w populacji docelowej w ramach wykazu otwartego. Wyniki dla obu scenariuszy
przedstawiono w postaci wydatkow catkowitych oraz z podziatem na poszczegdlne typy preparatow
biatkozastepczych. Dodatkowo przedstawiono wydatki inkrementalne, tj. réznice miedzy wydatkami w

scenariuszu nowym i istniejgcym.
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Prognozowana liczba pacjentéw z populacji docelowej wynosi 2 047 osob w roku 2027 oraz 2 070 os6éb w roku

2028. Liczebnos$¢ populacji docelowej jest taka sama w scenariuszu istniejacym oraz w scenariuszu nowym.

W scenariuszu istniejacym zaden pacjent z populacji docelowej nie stosuje preparatu PKU GMPro Delight w

diecie eliminacyjne; w PKU . |EEEE— 8

Scenariusz istniejacy

Scenariusz nowy

Wydatki inkrementalne
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WNIOSKI

Trudnym i waznym dla prawidtowego rozwoju i funkcjonowania wyzwaniem dla pacjentéw z PKU jest
przestrzeganie zalecen terapeutycznych (compliance). Kontrola choroby wymaga od pacjenta silnej woli i
motywaciji przez cate zycie. Jako ze produkt ma postaé proszku dostepnego w 2 nowych wersjach smakowych
(owoce tropikalne PKU GMPro Delight Tropical i owoce jagodowe PKU GMPro Delight Berry) wsrod preparatéw
GMP, finansowanie PKU GMPro Delight moze przyczyni¢ sie do poprawy sytuacji pacjentéw z PKU poprzez

zwiekszenie roznorodnosci dostepnych produktéw i zmniejszenie monotonii wieloletniego stosowania

restrykcyjnej diety.

Réznorodnos¢ produktow biatkozastepczych stosowanych w PKU, w tym ich smakéw, ma kluczowe znaczenie
dla poprawy przestrzegania zalecen dietetycznych przez pacjentéw. Potrzebe zwiekszania ré6znorodnosci tego
typu produktéw wskazywata Rada Przejrzystosci przy AOTMIT oraz Prezes AOTMIT w opiniach i rekomendacjach
dotyczgcych 2 syntetycznych preparatéw niefenyloalaninowych [1—4]. Na duze oczekiwania pacjentéw zwigzane
z dostepem do réznorodnych produktéw biatkozastepczych zwrdcit uwage przedstawiciel organizacji pacjentéw
chorych na PKU (,ARS VIVENDI”) w opinii przedstawionej w Analizie Weryfikacyjnej dla produktu PKU GMPro
Mix-In opublikowanej w lipcu 2025 roku na BIP AOTMIT [5].

Podsumowujgc, wprowadzenie do refundacji nowego produktu opartego o GMP — produktu PKU GMPro Delight,

ktory odréznia sie od dotychczas refundowanych produkidéw GMP rodzajem dostepnych smakow i

, zwiekszytoby réznorodnos¢ biatkozastepczych preparatow stosowanych u pacjentow z PKU. Tym
samym pojawienie sie nowego refundowanego produktu mogtoby wplyngé na zwiekszenie poziomu

przestrzegania restrykcyjnej diety pozostajgcej wcigz ztotym standardem leczenia w PKU.
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1. Wprowadzenie do analizy

1.1. Cel analizy

Celem analizy wptywu na budzet jest okreslenie przewidywanych wydatkéw ptatnika publicznego
(NFZ, Narodowy Fundusz Zdrowia) i pacjentéw w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o
finansowaniu ze $rodkéw publicznych $rodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego
PKU GMPro Delight stosowanego u os6b powyzej 3. roku zycia z potwierdzong fenyloketonurig

(PKU, ang. phenylketonuria).

Szczegotowy opis problemu zdrowotnego, interwencji ocenianej i technologii opcjonalnych

przedstawiono w ramach analizy problemu decyzyjnego [6].

1.2. Stan aktualny

1.2.1. Aktualna praktyka kliniczna

Preparaty biatkozastepcze stosowane przez pacjentéw z fenyloketonurig finansowane sg ramach
wykazu refundowanych lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz
wyrobow medycznych w kategorii dostepnosci refundacyjnej — srodek spozywczy specjalnego
przeznaczenia zywieniowego dostepny w aptece na recepte (lista A2) i wydawane sg

Swiadczeniobiorcy za odptatnoscig ryczattows.

Aktualnie w Polsce refundowane sg preparaty biatkozastepcze:

e pochodzenia naturalnego, powstate na bazie glikomakropeptydu (GMP);
e syntetyczne skondensowane oraz nieskondensowane, oparte na syntetycznych mieszankach

aminokwasow (L-AA).

Sposrod preparatow GMP obecnie w Polsce refundacji ze srodkéw publicznych podlega preparat PKU
Sphere oraz PKU GMPro Mix-In. Pozostate refundowane obecnie w Polsce preparaty biatkozastepcze

nalezg do grupy L-AA.

Wskazanie refundacyjne PKU GMPro Mix-In obejmuje pacjentéw powyzej 3. roku zycia, u ktérych
dobowa tolerancja fenyloalaniny pozwala na zastosowanie preparatéw glikomakropeptydowych.

Preparat jest dostepny w formie bezsmakowego i bezzapachowego proszku.
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PKU Sphere jest refundowany w populacji pacjentéw powyzej 4. roku zycia, u ktérych dobowa

tolerancja fenyloalaniny pozwala na zastosowanie preparatow glikomakropeptydowych i jest dostepny

w 8 postaciach (w tym w 5 smakach):

PKU Sphere 15 o smaku czekoladowym, proszek, 15 g biatka,

PKU Sphere 15 o smaku czerwonych owocow, proszek, 15 g biatka,
PKU Sphere 15 o smaku waniliowym, proszek, 15 g biatka,

PKU Sphere 20 o smaku bananowym, proszek, 20 g biatka,

PKU Sphere 20 o smaku cytrynowym, proszek, 20 g biatka,

PKU Sphere 20 o smaku czekoladowym, proszek, 20 g biatka,

PKU Sphere 20 o smaku czerwonych owocow, proszek, 20 g biatka,

PKU Sphere 20 o smaku waniliowym, proszek, 20 g biatka.

Refundowane obecnie w populacji obejmujacej pacjentéw z PKU od 3. r.z. skondensowane preparaty

biatkozastepcze to:

Lophlex (proszek do sporzgdzania zawiesiny doustnej; 3 smaki: owoce lesne, pomarahczowy i
neutralny),

Mevalia PKU Motion (ptyn, 4 postacie, w tym w 2 smakach: Red Fruits, Tropical),

Milupa PKU 2 prima (proszek),

Milupa PKU 2 secunda (proszek),

Milupa PKU 3 advanta (proszek),

PKU Cooler (ptyn; 15 postaci, w tym w 5 smakach: Orange, Purple, Red, White, Yellow),

PKU Express (proszek, 8 postaci, w tym w 4 smakach: cytrynowy, neutralny, owoce tropikalne,
pomaranczowy),

PKU Gel (proszek; 3 smaki: neutralny, pomaranczowy, malinowy),

PKU Lophlex LQ (ptyn, 8 postaci, w tym w 4 smakach: Berries, Citrus, Orange, Tropical),

PKU Lophlex Select (herbata brzoskwiniowa lub mietowa).

Refundowane obecnie w populacji obejmujgcej pacjentéw z PKU od 3. r.z. nieskondensowane

preparaty biatkozastepcze to:

Milupa PKU 2 mix (proszek),

Milupa PKU 2 shake (proszek, 2 smaki: czekoladowy, truskawkowy),

Milupa PKU 3 tempora (proszek),

Phenyl-Free 2HP (proszek),

Phenyl-Free 2 (proszek),

PKU Anamix junior (proszek, 5 smakow: czekoladowy, neutralny, owoce lesne, pomaranczowy,
waniliowy),

Easiphen (ptyn, 1 smak: owoce lesne),

XP Maxamum (proszek, 1 smak: pomaranczowy).
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Petna lista preparatéw refundowanych dla pacjentow powyzej 3. roku zycia zostata przedstawiona w
aneksie (rozdziat Aneks C).

1.2.2. Aktualna liczebnos¢ populacji docelowej

Oszacowanie liczebnosci populacji docelowej w 2026 roku przeprowadzono na podstawie tej samej
metodyki oraz zrédet danych, ktére wykorzystano w analizie wplywu na budzet do prognozy
liczebnoéci populacji docelowej na lata 2027-2028. Szczegdtowe obliczenia dotyczace liczebnoéci
populacji docelowej zaprezentowano w rozdziale 2.5. Zgodnie z wynikami przeprowadzonych obliczen
taczna liczba pacjentéw w ocenianej populacji w 2026 roku wynosi 2 024 osoby zgodnie z metodyka
oszacowania populacji docelowej w analizie podstawowej, tj. w oparciu o prognoze danych NFZ
dotyczacych sprzedazy srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego ($sspz)
refundowanych w PKU.

Tabela 1.
Liczebnos¢ populacji docelowej w 2026 roku

Parametr Wartosc

Liczba pacjentow z PKU powyzej 3 r.z. 2024

1.2.3. Aktualne roczne wydatki w populacji docelowej

Aktualne wydatki ptatnika publicznego ponoszone na leczenie pacjentéw z populacji docelowej zostaty
wyznaczone dla liczebnosci tej populacji w 2026 roku (Tabela 2). Pozostate dane populacyjne i
kosztowe uwzglednione w obliczeniach oraz metodyka przeprowadzonych oszacowan jest
analogiczna, jak w przypadku szacowania wydatkéw w scenariuszu aktualnym analizy BIA
(szczegotowe dane przedstawiono w rozdziale 2.5).

Oszacowane aktualne wydatki ptatnika publicznego ponoszone na leczenie pacjentéw z populacji
docelowej analizy wynosza okoto || rocznie.

Tabela 2.
Wydatki ptatnika publicznego w populacji docelowej 2026 roku

Parametr Wartos¢

Aktualne wydatki ptatnika w populacji docelowej [ ]

Zgodnie z raportem refundacyjnym kwota refundacji za preparaty biatkozastepcze finansowane dla
pacjentéw powyzej 3. roku zycia w roku 2025 to okoto 60,06 min zt [7]. Nalezy zaznaczy¢, ze kwota ta

dotyczy sprzedazy wszystkich opakowan preparatéw z analizowanych grup limitowych, podczas gdy
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cze$¢ z nich moze byé stosowana réowniez u chorych ponizej 3. roku zycia. Niemniej jednak, biorac
pod uwage szacowany rokroczny wzrost liczebnosci populacji pacjentow z PKU (Tabela 9), wydatki
ptatnika publicznego wyznaczone na rok 2026 i przedstawione w tabeli powyzej sg spéjne z wydatkami
NFZ raportowanymi za rok 2025.

Tabela 3.
Kwota refundacji preparatow stosowanych w PKU za okres styczen-grudzien 2025 r.

Grupa limitowa Kwota refundacji
216.10 2,75 minzt
216.11 1,44 min zt
216.12 0,29 min zt
216.13 2,28 minzt
216.14 3,12 min zt
216.15 0,15 min z
216.16 3,86 min zt
21617 0,63 min zt
216.18 0,31 min z
216.19 15,75 min z
216.20 12,59 min z
216.21 2,12 min zt
216.22 1,54 min zt
216.24 0,37 min zt
216.25 7,55 min zt
216.5 1,92 min zt
216.8 1,37 min zt
2169 2,00 min zt

tacznie 60,06 min zt

1.2.4. Populacja, w ktorej wnioskowana technologia jest obecnie

stosowana

Aktualnie preparat GMPro Delight nie jest finansowany ze $rodkéw publicznych. Tym samym
przyjmuje sie, ze liczba pacjentéw, u ktérych stosuje sie ten preparat, wynosi 0.
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BIA PKU GMPro Delight stosowany w fenyloketonurii u oséb powyzej 3. roku Zycia

Tabela 4.
Aktualna liczba pacjentow, w ktorej wnioskowana technologia jest obecnie stosowania

Parametr Wartos¢

Aktualne liczba pacjentow otrzymujacych PKU GMPro Delight 0

1.2.5. Populacja obejmujaca wszystkich pacjentow, u ktorych

wnioskowania technologia moze by¢ stosowana

Preparat PKU GMPro Delight jest wskazany w leczeniu u oséb z PKU od 3. roku zycia [8]. Definicja

populacji rejestracyjnej jest zatem zgodna z definicjg populacji docelowej niniejszej analizy.

Biorgc powyzsze pod uwage, liczebno$¢ populacji obejmujacej wszystkich pacjentéw, u ktérych

wnioskowana technologia moze byé zastosowana, jest réwna liczebnosci populacji docelowej analizy.

1.3. Kwalifikacja do grupy limitowe]j

Zgodnie z ustawg o refundacji lekéw, $rodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobow medycznych z 12 maja 2011 roku [9] do grupy limitowej kwalifikuje sie
Srodek spozywczy specjalnego przeznaczenia zywieniowego / wyréb medyczny przy zastosowaniu
nastepujgcych kryteriow:

e tych samych lub zblizonych wskazan lub przeznaczen, w ktorych sg refundowane;

e podobnej skutecznosci.

PKU GMPro Delight, podobnie jak PKU Sphere i PKU GMPro Mix-In, nalezy do tej samej grupy
produktowej tj. preparatéw opartych na GMP. Nalezy zwréci¢ uwage, ze PKU Sphere jest refundowany
w populacji pacjentéw powyzej 4. roku zycia — a wiec w nieco wezszej populacji niz ta bedaca
przedmiotem niniejszej analizy (pacjenci powyzej 3. roku zycia). Produkt PKU Sphere jest dostepny w
5 smakach. Nalezy zaznaczyé, ze smaki produktu PKU Sphere sg odmienne od smakéw PKU GMPro
Delight. Drugi refundowany produkt, tzn. PKU GMPro Mix-In, jest produktem bezsmakowym. Ponadto
odmiennie niz w przypadku PKU GMPro Delight, produkt PKU GMPro Mix-In jest skondensowany —
w jego sktadzie wystepuje wysoka zawartosé praktycznie bezsmakowego GMP i zarazem niska
zawarto$¢ dodatkowych aminokwasow oraz brak sktadnikéw mineralnych, ktére wplywajg na smak
potraw, do ktérych preparat jest dodawany. To, co rézni produkt PKU GMPro Delight od pozostatych
wymienionych produktéw opartych o GMP, to obecno$¢ w skfadzie btonnika pokarmowego — PKU
Sphere i PKU GMPro Mix-In nie zawierajg tego sktadnika pokarmowego. Ponadto preparat PKU
GMPro Delight charakteryzuje takze niska kalorycznosé i mata zawarto$é tluszczu, zawarto$é¢ kwasu
dokozaheksaenowy (DHA), a takze zwiekszona zawarto$¢ metioniny i lizyny [6].
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Jednoczes$nie nalezy zauwazy¢, ze refundowany od stycznia 2026 roku preparat GMPro Mix-In,
pomimo tego, ze jest to preparat bezsmakowy, dotgczyt do istniejgcej grupy limitowej 216.25 Diety
eliminacyjne w fenyloketonurii - produkty z glikomakropeptydami (GMP), w ktorej do grudnia 2025 r.

finansowane byly wylgcznie preparaty smakowe.

W kontek$cie powyzszego, pomimo zidentyfikowanych réznic miedzy PKU GMPro Delight a
pozostatymi preparatami opartymi na GMP, w analizie zatozono, ze preparat PKU GMPro Delight
bedzie refundowany w ramach istniejgcej grupy limitowej 2716.25 Diety eliminacyjne w fenyloketonurii

- produkty z glikomakropeptydami (GMP).

1.4. Zatozenia analizy

W analizie przyjeto 2- letni horyzont czasowy na lata 2027-2028, zaktadajgc, ze $sspz PKU GMPro
Delight zostang objete refundacjg od 1 stycznia 2027 r.

Populacje docelowg w analizie stanowig pacjenci w wieku powyzej 3. roku zycia z potwierdzong
fenyloketonurig, u ktérych dobowa tolerancja fenyloalaniny pozwala na zastosowanie preparatow

glikomakropeptydowych. Liczbe pacjentéw z populacji docelowej oszacowano na podstawie:
e danych epidemiologicznych pochodzacych z IMID,

e danych NFZ i badania Szypowska 2020,

e danych sprzedazowych NFZ.

W wariancie podstawowym niniejszej analizy uwzgledniono oszacowania populacji docelowej na
podstawie danych sprzedazowych NFZ. Ponadto zatozono, ze PKU GMPro Delight bedzie stosowany

wsrod pacjentoéw, kiorzy obecnie stosujg refundowane preparaty biatkozastepcze.

Dawkowanie preparatow biatkozastepczych zwigzane jest z wiekiem i masg ciata pacjentéw w réznych
grupach wiekowych oraz ze stopniem przestrzegania diety (compliance). Zalecang dobowg podaz
biatka z preparatéw biatkozastepczych w populacji docelowej wyznaczono na podstawie Zalecen
Polskiej Grupy ds. Fenyloketonurii. Compliance zostat oszacowany na podstawie historycznych
danych sprzedazowych, danych w zakresie liczby pacjentéw w wieku = 3 r. z., z rozpoznaniem ICD-

10: E70.0, u ktorych zrefundowano $sspz oraz zalecanej dobowej podazy biatka.

W analizie uwzgledniono jedynie koszty preparatéw biatkozastepczych, poniewaz nie zidentyfikowano
innych kategorii kosztowych stanowigcych koszty réznicujgce dla poréwnywanych terapii. Koszty
jednostkowe wyznaczono na podstawie aktualnie obowigzujagcego Obwieszczenia MZ. W analizie
uwzgledniono, ze preparat PKU GMPro Delight finansowany bedzie w ramach wspdinej grupy
limitowej, na wykazie refundowanych lekéw, $sspz oraz wyroboéw medycznych w kategorii dostepnosci
refundacyjnej — srodek spozywczy specjalnego przeznaczenia zywieniowego dostepny w aptece na

recepte we wskazaniu okreslonym stanem klinicznym: Fenyloketonuria (PKU) u pacjentéow powyzej 3
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roku zycia, u ktérych dobowa tolerancja fenyloalaniny pozwala na zastosowanie preparatow

glikomakropeptydowych i wydawany bedzie swiadczeniobiorcy za odptatnoscig ryczattowa.

Prognozowane rozpowszechnienie PKU GMPro Delight w populacji docelowej ustalono w oparciu o

zatozenia oraz dane NFZ dotyczace liczby sprzedanych opakowan preparatéow GMP w ramach

wykazu otwartego. |
|

Przyjeto zatozenie, ze przecietny rok trwa doktadnie 365,25 dni.

W ponizszej tabeli znajduje sie zestawienie zrodet danych wykorzystanych w opracowanej analizie.

Tabela 5.
Zestawienie zrodet danych wykorzystanych w niniejszej analizie
Parametr Zrédto Referencja
Liczba ludnosci w wieku = 3 r.z.
Prognozy GUS [10, 11]
Dane populacyjne Liczba zywych urodzen
Liczba pacjentéw stosujacych $sspz w PKU AWA Mevalia PKU Motion [12]
Dane epidemiologiczne Czestos¢ wystepowania PKU Szypowska 2020 [13]
Rozpowszechnienie Rozpowszechnienie PKU GMPro Delight Dane sprzedazowe NFZ [14]
Zalecana podaz biatka Zotkowska 2014 [19]
Podaz biatka z preparatow Zotkowska 2014, [15, 16]
biatkozastepczych Choroby rzadkie 2023 ’
Masa ciata pacjentow GUS [17-19]
Zuzycie zasobow
) . AWA Mevalia PKU Motion,
Struktura wieku pacjentow AWA GMPro, GUS [10, 12, 20]
QOdsetek pacjentow, u ktérych nastapi
poprawa compliance po wprowadzeniu BIA GMPro [21]
PKU GMPro Delight
. Dane uzyskane od
PKU GMPro Delight A X
Koszty Zamawiajacego
Preparaty biatkozastepcze Obwieszczenie MZ [22]
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2. Metodyka i dane zrodtowe

2.1. Sposéb przeprowadzenia analizy

Analize wptywu na budzet przeprowadzono w nastepujgcy sposob:

Zdefiniowano populacje docelowg dla preparatu PKU GMPro Delight jako pacjentéw z
fenyloketonurig powyzej 3. roku zycia, u ktérych dobowa tolerancja fenyloalaniny pozwala na
zastosowanie preparatoéw glikomakropeptydowych.

Na podstawie dostepnych danych NFZ o liczbie pacjentéw z fenyloketonurig oraz danych o
zrefundowanych opakowaniach preparatéw biatkozastepczych przeprowadzono prognoze
liczebnosci populacji docelowej w kolejnych 2 latach, poczawszy od poczatku 2027 roku.

Na podstawie danych sprzedazowych oszacowano rozpowszechnienie interwencji
uwzglednionych w analizie w populacji docelowej w przypadku zachowania ich aktualnego statusu
refundacyjnego (scenariusz istniejacy). Prognozowany udziat preparatu PKU GMPro Delight
poczgwszy od 2027 roku (scenariusz nowy) okreslono na podstawie danych sprzedazowych
preparatéw biatkozastepczych GMP oraz przyjetych zatozen.

Okreslono dobowg podaz biatka oraz koszty jednostkowe preparatow biatkozastepczych.

Obliczono przewidywane wydatki ptatnika w populacji docelowej w latach 2027-2028:

o dla scenariusza istniejgcego, czyli w przypadku utrzymania aktualnego statusu
refundacyjnego, tj. w przypadku braku finansowania PKU GMPro Delight ze $rodkéw
publicznych,

o dla scenariusza nowego, czyli w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o finansowaniu PKU
GMPro Delight ze srodkéw publicznych.

Wyznaczono wydatki inkrementalne, czyli réznice w wydatkach pomiedzy scenariuszem
istniejgcym a scenariuszem nowym. W przypadku, gdy wydatki inkrementalne sg ujemne, oznacza
to oszczednosci dla ptatnika. W przypadku oszacowania dodatnich wydatkéw inkrementalnych,
oznaczajg one dodatkowe naktady finansowe pfatnika.

Przeprowadzono analize wrazliwosci dla zmiennych, ktére w najwiekszym stopniu wptywajg na
wyniki analizy wptywu na budzet oraz takich, ktérych oszacowanie charakteryzuje sie najwiekszg
niepewnoscig. Dla kazdej zmiennej zdefiniowano wariant oznaczony literg (A, B, ...). W obrebie
danego wariantu badany parametr podlegat zmianie, przyjmujgc wartosci: podstawowa
oznaczong cyfrg 0 (np. wariant AQ) oraz wartosci uwzglednione w analizie wrazliwosci oznaczone

cyframi 1i 2 (np. wariant A1 i A2).
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2.2. Forma analizy

Analiza wpltywu na budzet sklada sie z dwdch czesci — niniejszego dokumentu oraz arkusza
kalkulacyjnego wykonanego w programie Microsoft Office 365, umozliwiajgcego obliczenie
prognozowanych wydatkéw ptatnika w zalezno$ci od przyjetych zatozen. Arkusz kalkulacyjny

umozliwia réwniez przeprowadzenie jednokierunkowych i wielokierunkowych analiz wrazliwosci.

2.3. Perspektywa analizy

Zgodnie z rozporzgdzeniem Ministra Zdrowia z dnia 30 pazdziernika 2023 roku w sprawie minimalnych
wymagan, jakie muszg spetnia¢ analizy uwzglednione we wnioskach o objecie refundacjqg i ustalenie
urzedowej ceny zbytu oraz o podwyzszenie urzedowej ceny zbytu leku, $rodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobu medycznego, ktére nie majg odpowiednika
refundowanego w danym wskazaniu [23], analize przeprowadzono z perspektywy ptatnika
publicznego oraz z perspektywy wspdlnej ptatnika i pacjentéw, przy uwzglednieniu kosztéw

wspoiptacenia za uwzglednione w analizie produkty.

2.4. Horyzont czasowy

Analize opracowano w 2-letnim horyzoncie czasowym przy zatozeniu, ze PKU GMPro Delight bedzie
finansowany ze srodkéw publicznych dla pacjentéw z populacji docelowej w ramach wykazu otwartego
poczgwszy od 1 stycznia 2027 roku. Zgodnie z wytycznymi AOTMIT [24] horyzont czasowy analizy
wptywu na budzet powinien obejmowac okres do momentu ustalenia sie stanu rownowagi lub co
najmniej w ciggu 2 lat od wprowadzenia nowej technologii. Dodatkowo, zgodnie z ustawg refundacyjng

z dnia 12 maja 2011 roku [9], pierwsza decyzja refundacyjna wydawana jest na 2 lata.

2.5. Populacja docelowa

Populacje docelowg w analizie stanowig pacjenci w wieku powyzej 3. roku zycia z potwierdzong
fenyloketonurig (PKU), u ktérych dobowa tolerancja fenyloalaniny pozwala na zastosowanie

preparatéw glikomakropeptydowych.

DANE EPIDEMIOLOGICZNE

Zgodnie z informacjami Instytutu Matki i Dziecka (IMiD) czesto$¢ wystepowania fenyloketonurii w
Polsce wynosi 1:7000-1:8000 (srednio 1:7500) [25]. Wg prognozy liczby ludnoéci Polski na lata 2023-
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2060 opracowanej przez GUS liczba ludnosci Polski 3+ w 2027 i 2028 roku wyniesie okoto 36 min
oso6b [11]. Zaktadajac, ze czestos¢ wystepowania PKU nie jest uzalezniona od pici, oczekiwana
dtugos¢ zycia os6b chorych na PKU jest przecietnie taka sama, jak w populacji generalnej, a wielko$¢
populacji chorych na PKU jest stata (w ciagu danego roku liczba zgonéw wsérdd chorych jest zblizona
do liczby nowo diagnozowanych noworodkéw), liczba pacjentéw z PKU w Polsce w wieku powyzej 3
lat wyniesie szacunkowo 4,8 tys. oséb w latach 2027-2028.

Tabela 6.
Liczba chorych 2 3 r. z. z PKU - dane epidemiologiczne

Parametr 2027 2028
Liczba ludnosci w wieku 2 3 r.z. (GUS) 36 115998 35974744
Liczba chorych w wieku 2 3 r.z. z PKU 4815 4797

PACJENCI STOSUJACY PREPARATY BIALKOZASTEPCZE (DANE NF2)

W celu wiarygodnego oszacowania wydatkéw poszukiwano danych o liczbie oséb z fenyloketonuria,
ktérzy stosuja w swojej diecie refundowane preparaty biatkozastepcze. Jak wskazano w analizie
weryfikacyjnej dotyczacej objecia refundacja srodka specjalnego przeznaczenia zywieniowego GMPro
na podstawie opinii eksperta klinicznego, czesé oséb, gtdwnie pacjenci z tagodng postacia choroby,
stosuje tylko ograniczenie spozycia biatka naturalnego z wykorzystaniem zywnos$ci niskobiatkowej,
bez podazy preparatéw pozbawionych fenyloalaniny, a cze$¢ nie stosuje zadnego leczenia mimo
zalecen lekarskich. W 2zwigzku z tym PKU GMPro Delight stosowany bedzie z duzym
prawdopodobienstwem wytgcznie wsrdd pacjentow, ktorzy obecnie stosujg refundowane preparaty
biatkozastepcze.

Dane na temat liczby pacjentéw z PKU odnaleziono w analizie weryfikacyjnej do zlecenia 279/2019
dotyczacej objecia refundacjg srodka specjalnego przeznaczenia zywieniowego Mevalia PKU Motion
we wskazaniu fenyloketonuria [12] oraz w analizie weryfikacyjnej do zlecenia 44/2025 dotyczacej
objecia refundacjg srodka specjalnego przeznaczenia zywieniowego PKU GMPro Mix-In [5]. W
ramach AWA Mevalia przedstawiono dane NFZ dotyczace liczby pacjentéw z rozpoznaniem ICD-10:
E70.0 (klasyczna fenyloketonuria) ogétem oraz powyzej 3. roku zycia w latach 2017-2018. W ramach
AWA PKU GMPro Mix-In przedstawiono dane NFZ dotyczace liczby pacjentéw z rozpoznaniem ICD-
10: E70.0 (klasyczna fenyloketonuria) w latach 2019-2025. Dane zamieszczono w tabeli ponizej.
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Tabela 7.
Liczba pacjentow z PKU na podst. danych NFZ

Parametr 2017 2018 2019 2020 2021 2022 2023 2024 2025
Pacjenci z PKU 1839 1861 1855 1816 1843 2002 2045 2046  1291**
Pacjenci z PKU w wieku 2 3 r.z. 1584 1613 bd

Pacjenci z PKU w wieku2 3 r.z.,

u ktorych zrefundowano inne ssspz* 1621 1596 bd

* refundowane we wnioskowanym wskazaniu
** dane za okres styczen —maj 2025

Z danych wskazanych w AWA Mevalia wynika, ze pacjenci z PKU w wieku = 3 r.z. stanowig okoto
86%-87% pacjentéw z PKU. Jednoczesnie pacjenci z PKU w wieku = 3 r.z., u ktérych zrefundowano
inne §sspz refundowane we wnioskowanym wskazaniu stanowig 86%-88% populacji pacjentéw z
fenyloketonuria.

W ramach niesystematycznego przeszukania sieci Internet odnaleziono publikacje Szypowska 2020
[13], ktorej celem byta ocena opieki zdrowotnej chorych na klasyczng fenyloketonurie w Polsce na
podstawie bazy danych NFZ w latach 2009-2015. We wspomnianym artykule szacunkowa czestosé
wystepowania PKU w Polsce wynosita 12,93 na 100 tys. zywych urodzen. Wykorzystujac dane
dotyczace zapadalnosci na PKU oraz liczbe urodzen w Polsce w latach 2016-2024 i prognoze liczby
urodzen na lata 2025-2028 w oparciu o dane GUS, okreslono liczbe prawdopodobnych nowych
przypadkéw PKU w latach 2016-2028.

Tabela 8.
Liczba urodzen z PKU na podstawie danych NFZ i Szypowska 2020

Rok Liczba zywych urodzen wyst:ngvs:ltac:?i: PKU Urodzenia z PKU
2016 382 254 49
2017 401 874 52
2018 388 287 50
2019 375063 48
2020 355 309 46
2021 331511 43
2022 305 237 12,93 /100 000 39
2023 272 500 35
2024 251782 33
2025 272 855 35
2026 264 982 34
2027 257 952 33
2028 252 117 33
Zrédto danych Tabela 45 Szypowska 2020 [13] Oszacowania wilasne
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Nastepnie przyjmujac liczbe pacjentéow z PKU w wieku = 3 r.z w roku 2018 wynoszacg 1613 osoéb
(zgodnie z danymi NFZ) oraz zwiekszajac jg w kazdym kolejnym roku o liczbe dzieci, ktére w danym
roku osiggng wiek réwny 3 lata, oszacowano prognozowang liczbe pacjentéw z PKU w wieku powyzej
3 r.z. w okresie 2016-2028. W oszacowaniach nie uwzgledniono $miertelnosci i jest to podejscie
konserwatywne.

Tabela 9.
Oszacowanie liczby pacjentow z PKU powyzej 3. r.z. stosujacych ssspz refundowane w PKU

Parametr 2016 2017 2018 2019 2020 2021 2022 2023 2024 2025 2026 2027 2028

Urodzenia
z PKU (U) 49 52 50 48 46 43 39 35 33 35 34 33 33
Liczba - 1584 1613 1662 1714 1765 1813 1859 1902 1941 1977 2009 2044
pacjentow
z PKU w wieku Dane NFZ o
>3rz ()™ - (Tabela 7) FRITIEE

* Pn= Pn1+Una, n=2019, 2020, ..., 2028

Oszacowane w ten sposéb liczby pacjentéw z PKU powyzej 3. r.z. sg nieznacznie wyzsze od liczb
pacjentéw z PKU powyzej 3. r.z. wyznaczonych z danych przedstawionych w AWA PKU GMPro Mix-
In. Po uwzglednieniu odsetka pacjentéw z PKU = 3 r.z. (87%) do liczb pacjentow z PKU ogoétem
przedstawionych w AWA PKU GMPro Mix-In wyznaczone liczby pacjentéw z PKU = 3 r.z. wynosza od
1608 osdb w roku 2019 do 1 773 oséb w roku 2024, co daje okoto 91%-97% wartosci przyjetych w
tabeli powyzej. W analizie uwzgledniono wyzsze z oszacowanych wartosci, co stanowi podejscie

ewentualnie zawyzajace liczebnosé populacji docelowe;.

LICZBA PACJENTOW W OPARCIU O PROGNOZE SPRZEDAZY

Liczbe pacjentéw z PKU oszacowano réwniez w oparciu o dane sprzedazowe preparatow
biatkozastepczych refundowanych obecnie w populacji obejmujacej pacjentéw z PKU od 3. r.z. w

nastepujgcych krokach:

e W oparciu o dane raportowane w Statystykach NFZ za 2024 rok o liczbie zrefundowanych
opakowan preparatéw biatkozastepczych w podziale na grupy wiekowe okreslono wielkosé ich
sprzedazy w populacji powyzej 3. roku zycia (szczegoty w aneksie, rozdz. B.2.1).

e Na podstawie danych o liczbie zrefundowanych opakowan poszczegoélnych preparatow
biatkozastepczych uwzglednionych w niniejszej analizie (liste tych preparatow zamieszczono w
aneksie, rozdz. Aneks C) przeprowadzono prognoze sprzedazy na lata 2026-2028 (szczegdty w
aneksie, rozdz. B.2.2).

e Oszacowano rzeczywista dobowg dawke biatka w populacji pacjentéw powyzej 3. r.z. z
uwzglednieniem compliance (szczegély w aneksie, rozdz. B.3).

Przyjeto zatozenie, ze warto$§¢ compliance oszacowana na podstawie danych z lat 2017-2018 jest
reprezentatywna rowniez dla okresu 2027-2028 oraz ze pacjenci z populacji docelowej stosujg
wytgcznie jeden rodzaj preparatu biatkozastepczego i rzeczywistg dawke (z uwzglednieniem
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compliance, szczegdly oszacowan w rozdz. 2.7). Przy takich zatoZzeniach skompilowanie danych
dotyczacych prognozowanej w latach 2027-2028 sprzedazy preparatéow biatkozastepczych i
rzeczywistej podazy biatka umozliwia oszacowanie liczby pacjentéw stosujacych $sspz w PKU w
latach 2027-2028. Szczegdtowej obliczenia sg dostepne w pliku obliczeniowym analizy na arkuszu
~Populacja”.

W ponizszych tabelach przedstawiono liczbe pacjentéow = 3 r.z. stosujacych $sspz refundowane w
PKU na podstawie prognozy sprzedazy i wyznaczonej rzeczywistej podazy biatka z preparatéw
biatkozastepczych w analizie podstawowej, w ktérej rzeczywista podaz biatka oszacowano na 43,1 g
na podstawie danych NFZ dla lat 2017-2018.

Tabela 10.
Liczba pacjentow 2 3 r.z. stosujacych ssspz refundowane w PKU na podstawie prognozy sprzedazy i wyznaczonej
rzeczywistej podazy biatka w populacji 2 3 r.z.

Parametr 2027 2028 Zrédto danych

Prognozowana liczba sprzedanych gramow biatka w
populacji pacjentéw w wieku powyzej 3 r.z. ] [ ] Tabela 53

Roczna* (dobowa) rzeczywista podaz biatka z
preparatow biatkozastepczych 1573494319 Tabela 25

Oszacowanie

Liczba pacjentow w wieku 2 3 r.z. z PKU 2 047 2070
wiasne

* Wyznaczona na podstawie dobowej podazy biatka przy zatozeniu, ze rok ma 365,25 dni
PODSUMOWANIE

Wyniki oszacowan wynikajace z danych epidemiologicznych nie sg zbiezne z oszacowaniami na
podstawie danych NFZ. Nizsze oszacowania liczby pacjentéw stosujgcych preparaty biatkozastepcze
na podstawie danych NFZ moze wynikaé z kilku czynnikéw, m.in. cze$é pacjentéw mogta
zrezygnowaé z leczenia (nie zgtasza sie na wizyty), czy tez postaé fenyloketonurii moze nie wymagaé

stosowania preparatow biatkozastepczych.

Wyniki uzyskane na podstawie prognozy sprzedazy preparatéw biatkozastepczych sg zblizone do
wartosci prognozowanych w oparciu o dane NFZ dotyczace liczby pacjentéw i dane o czestosci
wystepowania PKU na podstawie Szypowska 2020. Wyzsza prognoza liczebnosci populacji w oparciu
o dane sprzedazowe moze wskazywaé¢ na réznice w compliance w okresie 2027-2028 wzgledem
okresu 2017-2018, moze by¢ réwniez wynikiem wyzszego niz prognozowane na podstawie danych
NFZ (o liczbie pacjentéw stosujgcych §sspz w PKU) tempa wzrostu liczebnos$ci populacji docelowej w
okresie 2019-2028. Bez wzgledu na powyzsze, uzyskane wyniki wskazujg, ze oszacowanie wydatkéw

w analizie w oparciu o prognoze danych sprzedazowych jest zatozeniem konserwatywnym.

Pacjenci z rozpoznaniem fenyloketonurii stosujacy $sspz aktualnie majg do wyboru wiele preparatéw
biatkozastepczych. Finansowanie kolejnego preparatu biatkozastepczego wptynie na rozszerzenie
zakresu opcji terapeutycznych dostepnych dla pacjentéw z PKU, lecz najprawdopodobniej nie
spowoduje wzrostu liczby pacjentow stosujgcych ssspz w fenyloketonurii. W zwigzku z tym w ramach
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niniejszej analizy przyjeto, ze PKU GMPro Delight bedzie stosowany wsrdd pacjentéw, ktorzy obecnie

stosujg refundowane preparaty biatkozastepcze.

W analizie podstawowej konserwatywnie przyjeto liczbe pacjentéw prognozowang na podstawie
danych sprzedazowych i rzeczywistej podazy biatka wyznaczonej w oparciu o dane NFZ z lat 2017-
2018, natomiast w ramach analizy wrazliwosci testowano liczbe pacjentéw oszacowang w oparciu o
dane NFZ i publikacje Szypowska 2020.

Tabela 11.
Liczebnos¢ pacjentow z populacji docelowej w latach 2027-2028
Wariant analizy Zrédlo danych 2027 2028
. Dane sprzedazowe, rzeczywista podaz biatka na
Analiza podstawowa podstawie danych NFZ z lat 2017-2018 2047 2070

Analiza wrazliwosci,

wariant A1 Dane NFZ oraz publikacja Szypowska 2020 2009 2044

2.6. Udziaty preparatow biatkozastepczych

2.6.1.Scenariusz istniejacy

Aktualnie finansowane ze $rodkéw publicznych w leczeniu pacjentéw z populacji docelowej sa
preparaty pochodzenia naturalnego GMP oraz preparaty syntetyczne L-AA skondensowane i
nieskondensowane. W niniejszej analizie uwzgledniono podziat na preparaty bezsmakowe i smakowe
(szczegoty w aneksie, rozdz. Aneks C). Udziaty preparatdéw z uwzglednionym podziatem na preparaty:
GMP bezsmakowe i smakowe, L-AA skondensowane bezsmakowe i smakowe, L-AA
nieskondensowane bezsmakowe i smakowe okre$lono na podstawie prognozy gramoéw biatka
sprzedanych w populacji docelowej w latach 2027-2028 (szczegdty w aneksie, rozdz. B.2.2.). Odsetki

zaprezentowano w ponizszych tabelach.
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Tabela 12.
Udzialy preparatow biatkozastepczych w populacji docelowej — scenariusz istniejacy

Rodzaj preparatu 2027

GMP, w tym:
bezsmakowe
smakowe
L-AA skondensowane, w tym:
bezsmakowe
smakowe
L-AA nieskondensowane, w tym:
bezsmakowe

smakowe

-
(=3
o
]
B
-
(= N
S S
o
©
X

tacznie ,

2.6.2.Scenariusz nowy

Preparaty oparte na glikomakropeptydzie (GMP), takie jak PKU GMPro Delight, mogg stanowi¢ 100%
zalecanej podazy biatka syntetycznego wytacznie u pacjentéw z wysokg tolerancjg fenyloalaniny.
Jednoczesnie zgodnie z opinig Pana Stanistawa Macékowiaka, Prezesa Polskiego Stowarzyszenia
Pomocy Chorym Na Fenyloketonurie i Choroby Rzadkie ,ARS VIVENDI” przedstawiong w AWA do
Zlecenia 44/2025 [5]: ,W polskich realiach jest to jednak mato prawdopodobne, poniewaz wiekszosé
pacjentéw z PKU ma klasyczng postaé¢ choroby, co oznacza bardzo niska lub niska tolerancje na ten
aminokwas. (...) w niektérych krajach zdarzajg sie przypadki pacjentéw stosujacych wylacznie
preparaty na bazie GMP, w Polsce — z tego co wiem — takie sytuacje nie wystepujg”.

W celu okreslenia prognozowanego rozpowszechnienia PKU GMPro Delight wérod preparatéw GMP
przeanalizowano liczbe dostepnych smakéw bez uwzglednienia oraz z uwzglednieniem
bezsmakowego preparatu PKU GMPro Mix-In. Zgodnie listg preparatow GMP uwzglednionych w
analizie (Tabela 59) w horyzoncie czasowym analizy pacjenci majg wybér miedzy preparatem
bezsmakowym oraz preparatami PKU Sphere wystepujacymi w nastepujacych smakach: waniliowym,
czerwonych owocoéw, bananowym, cytrynowym i czekoladowym. Tym samym aktualnie dostepnych

jest 6 opcji smakowych (brak smaku oraz 5 smakéw), zas w przypadku refundacji wnioskowanego
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preparatu lista ta rozszerzy sie o 2 dodatkowe smaki — owocéw jagodowych i tropikalny (PKU GMPro
Delight Berry, PKU GMPro Delight Tropical). Zaktadajac, ze udziaty poszczegélnych opcji smakowych
rozktadajg sie réwnomiernie, hipotetyczne rozpowszechnienie preparatu PKU GMPro Delight
okreslono na 29% w przypadku zastepowania wytacznie preparatéw GMP smakowych oraz 25% w
przypadku zastepowania preparatéw GMP ogdtem, zgodnie z ponizsza tabela.

Tabela 13.
Liczba dostepnych opcji smakowych (rozumianych jako smak lub brak smaku) oraz oszacowane na tej podstawie
hipotetyczne rozpowszechnienie PKU GMPro Delight

GMP smakowe GMP ogotem
Parametr
2027 2028 2027 2028
Aktualnie refundowane preparaty 5 5 6 6
PKU GMPro Delight 2 2 2 2
tacznie 7 7 8 8
Hipotetyczne rozpowszechnienie 29% (=2/7) 29% (=2/7) 25% (=2/8) 25% (=2/8)

PKU GMPro Delight

Aby zweryfikowaé poprawno$¢ powyzszych oszacowan przeanalizowano historyczne dane
sprzedazowe NFZ dotyczace liczby gramoéw biatka zrefundowanych w ramach poszczegéinych
preparatow GMP w latach 2024-2025, kiedy lista refundowanych preparatéw GMP zostata
rozszerzona o kolejne produkty. Pierwsze opakowania preparatu PKU Sphere 15 oraz PKU Sphere
20 refundowane sg od stycznia 2022 roku (smak waniliowy i czerwone owoce), natomiast w styczniu
2024 na liscie pojawity sie kolejne opakowania (smak bananowy, cytrynowy i czekoladowy).

Analizujac te zmiany pod katem liczby dostepnych smakéw ustalono, ze w latach 2024-2025
dostepnych byto tgcznie 5 smakdw preparatéw GMP, z czego 3 dostepne byly od stycznia 2024 roku.
Zaktadajac, ze udziaty poszczegdlnych opcji smakowych rozktadajg sie réwnomiernie, hipotetyczne
rozpowszechnienie preparatéw PKU Sphere refundowanych od roku 2024 oszacowano na 60%,

zgodnie z ponizszg tabela.

Tabela 14.
Liczba dostepnych opcji smakowych preparatow PKU Sphere oraz hipotetyczne rozpowszechnienie preparatow PKU
Sphere refundowanych od roku 2024 wsrod wszystkich PKU Sphere refundowanych w latach 2024-2025

Parametr 2024 2025
Preparaty PKU Sphere refundowane przed rokiem 2024 2 2
Preparaty PKU Sphere refundowane od roku 2024 3 3
tacznie 5 5

Hipotetyczne rozpowszechnienie preparatow

PKU Sphere refundowanych od roku 2024 60% (=3/5) 60% (=3/5)
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Jednoczesnie na podstawie historycznych danych sprzedazowych NFZ, okreslono rzeczywiste udziaty
nowych opakowan PKU Sphere w pierwszych latach ich refundacji tj. w 2024 i 2025 roku wsréd
wszystkich preparatéw GMP refundowanych w tym okresie, otrzymujac nastepujace odsetki: 33,4% w
2024 roku oraz 47,0% w 2024 roku.

Tabela 15.
Rzeczywiste rozpowszechnienie preparatow PKU Sphere refundowanych od roku 2024 wsrod wszystkich PKU
Sphere refundowanych w latach 2024-2025

Parametr 2024 2025
Preparaty PKU Sphere refundowane przed rokiem 2024 1000 500 1117 650
Preparaty PKU Sphere refundowane od roku 2024 501 750 991 800
tacznie 1502 250 2 109 450
Rzeczywiste rozpowszechnienie preparatow 33,4% 47,0%

PKU Sphere refundowanych od roku 2024

Odnoszac wyznaczone rzeczywiste rozpowszechnienie preparatéw PKU Sphere refundowanych od
roku 2024 do uprzednio oszacowanego rozpowszechnienia hipotetycznego okreslono, ze realnie w
pierwszych dwéch latach refundacji nowe smaki PKU Sphere osiagnety 56% oraz 78%

rozpowszechnienia hipotetycznego.

Tabela 16.
Odsetek okreslajacy jakg czesc hipotetycznego rozpowszechnienia szacowanego dla preparatow PKU Sphere
refundowanych od roku 2024 osiggnieto w rzeczywistosci

Parametr 2024 2025 Zrédto

Hipotetyczne rozpowszechnienie preparatow PKU

Sphere refundowanych od roku 2024 60,0% 60,0% Tabela 14
Rzeczywiste rozpowszechnienie preparatow PKU o o
Sphere refundowanych od roku 2024 33,4% 47,0% Tabela 15
Odsetek okreslajacy, jaka czes¢ hipotetycznego 55.7% 78.4% )

rozpowszechnienia osiggnieto w rzeczywistosci

Nastepnie taczac hipotetyczne rozpowszechnienie preparatu PKU GMPro Delight (Tabela 13) oraz
odsetek okreslajacy, jaka cze$¢ hipotetycznego rozpowszechnienia moze zostaé realnie osiggnieta w
pierwszych dwoch latach refundacji oszacowany na podstawie danych dla PKU Sphere (Tabela 16),
okreslono prognozowane udziaty PKU GMPro Delight w horyzoncie czasowym analizy zgodnie z

ponizszg tabela.

Tabela 17.
Prognozowane udzialy PKU GMPro Delight wsrod preparatow GMP

GMP smakowe GMP ogétem
Parametr ————
2027 2028 2027 2028
Hipotetyczne rozpowszechnienie PKU GMPro Delight 28,6% 28,6% 25,0% 25,0%
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GMP smakowe GMP ogétem
Parametr ——
2027 2028 2027 2028
Odsetek okreslajacy jaka czes¢ hipotetycznego
rozpowszechnienia zostanie osiagnieta w rzeczywistosci 35,7% 78.4% 35,7% 78.4%
Prognozowane rozpowszechnienie PKU GMPro Delight 15,9% 22,4% 13,9% 19,6%

Dodatkowo podjeto probe okreslenia rozpowszechnienia wnioskowanego preparatu w sytuacji, gdy
zastepowatby on zaréwno preparaty GMP, jak i L-AA. W tym celu przeanalizowano dane sprzedazowe
NFZ z lat 2024-2025, tj. z okresu, gdy lista refundowanych preparatéw GMP smakowych zostata
rozszerzona o nowe produkty PKU Sphere.

Dane sprzedazowe dotyczace liczby opakowan preparatéw biatkozastepczych refundowanych w
latach 2024-2025 zaczerpnieto z serwisu |karPro [14]. Nastepnie kazdemu opakowaniu przypisano
liczbe gramoéw biatka w opakowaniu. Podsumowanie obliczen przedstawiono ponizej, za$
szczegblowe oszacowania znajduja sie w pliku obliczeniowym analizy na arkuszu
‘Rozpowszechnienie’. W ponizszej tabeli zestawiono liczbe graméw biatka preparatow
biatkozastepczych zrefundowang w analizowanym okresie (ij. w latach 2024-2025) wedtug rodzaju
preparatu biatkozastepczego (GMP, L-AA skondensowane i nieskondensowane, z uwzglednieniem
podziatu na smakowe i bezsmakowe). Nastepnie oszacowano udziat nowych preparatéw GMP,
przyrownujac liczbe sprzedanych gramoéw biatka w ramach nowych preparatéw GMP do sprzedazy
preparatéw biatkozastepczych w dwéch wariantach: z uwzglednieniem wszystkich preparatéw
biatkozastepczych oraz z uwzglednieniem wytacznie preparatow smakowych. Oszacowane w ten
sposob udziaty nowych preparatow GMP wsrod wszystkich preparatow przedstawia ponizsza tabela.

Tabela 18.
Liczba zrefundowanych gramow biatka w latach 2024-2025 oraz oszacowane udzialy nowych preparatow GMP

Wszystkie preparaty Preparaty smakowe
Rodzaj preparatu
2024 2025 2024 2025
GMP, w tym 1502 250 2109 450 1502 250 2109 450
bezsmakowe 0 0 - -
smakowe refundowane od roku 2022 1000 500 1117 650 1.000 500 1117 650
smakowe refundowane od roku 2024 501 750 991 800 501 750 991 800
L-AA skondensowane, w tym 21 558 250 22 376 050 16 508 400 17 399 550
bezsmakowe 5049 850 4976 500 - -
Smakowe 16 508 400 17 399 550 16 508 400 17 399 550
L-AA nieskondensowane, w tym 7 451 086 7 398 758 6 297 429 6 180 271
bezsmakowe 1153 657 1218 488 - -
Ssmakowe 6297 429 6 180 271 6 297 429 6 180 271
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Wszystkie preparaty Preparaty smakowe
Rodzaj preparatu
2024 2025 2024 2025
Razem preparaty biatkozastepcze 30 511 586 31 884 258 24 308 079 25 689 271
Udziat GMP 1,6% 3,1% 2,1% 3,9%

Jednoczesnie mozliwym jest, ze cze$¢ pacjentéw stosujacych obecnie bezsmakowe preparaty GMP
lub smakowe/bezsmakowe preparaty L-AA z powodu nietolerancji aktualnie dostepnych smakdéw
preparatdbw GMP smakowych, moze zaakceptowaé smaki wnioskowanego preparatu i zmienié
stosowany obecnie bezsmakowy preparat GMP lub preparat L-AA (smakowy/bezsmakowy) na

preparat GMPro Delight. W zwigzku z tym w analizie wrazliwosci szeroko testowano przyjete zatozenie

w ramach alternatywnych wariantéw obliczen zaktadajacych:

W wariantach B2 oraz B3 prognozowane udziaty wnioskowanego preparatu okreslono na podstawie

udziatu nowych preparatow GMP w latach 2024-2025.

W ponizszej tabeli podsumowano oszacowania prognozowanych udziatéw PKU GMPro Delight w
pierwszym i drugim roku refundaciji.

Tabela 19.
Prognozowany udzialy preparatu GMPro Delight po objeciu refundacja — podsumowanie

Wariant analizy Zastepowanie / udziat wsrod 2027 2028 Zrédto

Analiza podstawowa

Analiza wrazliwosci, wariant B1

Analiza wrazliwosci, wariant 52 |

Analiza wrazliwosci, wariant B3

* Preparaty L-AA oraz GMP

Powyzsze zalozenia przektadajg sie na udzialy poszczegdlnych grup preparatow w populacji

docelowe] zestawione w ponizsze; tabe!i. |
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Tabela 20.
Udzialy preparatow biatkozastepczych w populacji docelowej — scenariusz nowy

Rodzaj preparat podA:taa“v::w - Wariant B1 Wariant B2 Wariant B3
2027 2028 2027 2028 2027 2028 2027 2028
PKU GMPro Delight [ o O O O O O B |
Pozostate GMP, w tym: [ [ ] [ ] [ ] [ ] [ | [ ] [
bezsmakowe [ [ ] [ ] [ ] [ ] [ [ | [
smakowe Il B B B B B B =
L-AA skondensowane, w tym: - - - - - - - -
bezsmakowe - - - - - - - -
smakowe Il B e e
L-AAnieskondensowane,wtym: [ I B B B B B BB
bezsmakowe - - - - - - - -
smakowe Il B e e
tacznie 100% 100% 100% 100% 100% 100% 100% 100%

2.7. Zuzycie zasobow

Dzienne zapotrzebowanie organizmu na biatko okres$lajg Zalecenia Polskiej Grupy ds. Fenyloketonurii

[15]. Zalecana dzienna podaz biatka zalezy od wieku chorego, a takze od masy ciata pacjenta. Srednia

wazong zalecang dawke uwzgledniajgcg powyzsze parametry obliczono w nastepujacych krokach:

zapotrzebowanie na biatko w poszczegdélnych grupach wiekowych okreslono na podstawie
publikacji Zétkowska 2014 [15];

mase ciata oséb w wieku 0-14 lat zaczerpnieto z dokumentu Waga oséb w wieku 0-14 lat
opracowanego przez GUS [17], dla oséb w wieku 15 lat i powyzej mase ciata wyznaczono w
oparciu o dane GUS [18, 19] dotyczace Sredniego wzrostu i poziomu BMI w poszczegdlnych
kategoriach wiekowych oraz struktury wiekowej populacji oséb w wieku 15 lat i wiecej zgodnie z
najbardziej aktualnymi danymi GUS dotyczacymi 2024 roku [26];

zgodnie z informacjami przedstawionymi w literaturze [15, 16] 80-85% zapotrzebowania na biatko
powinno pochodzié z preparatow biatkozastepczych; uwzgledniajac udziat preparatow
biatkozastepczych w catkowitej zalecanej podazy biatka $rednio na poziomie 82,5%, wyznaczono
ilo§¢ biatka, jaka powinna zostaé dostarczona do organizmu za pomocg preparatéw

biatkozastepczych;
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o W analizie wrazliwosci udziat preparatéw biatkozastepczych w catkowitej zalecanej podazy
biatka przyjeto na poziomie 100% (wariant C1);

o strukture wieku pacjentow powyzej 3. r.z. okre$lono w oparciu o dane NFZ [12] o liczbie pacjentéw
z rozpoznaniem PKU w 2018 roku (najnowsze dostepne dane NFZ o liczbie pacjentéw w wieku
powyzej 3r.2.);

o W analizie wrazliwosci uwzgledniono strukture wieku w populacji generalnej Polski w 2024
roku (wariant D1).

Podsumowanie danych w zakresie zalecanej dobowej podazy biatka, masy ciata, udziatu preparatéw
biatkozastepczych w zalecanej podazy biatka oraz struktury wieku pacjentow z PKU wykorzystanych
w obliczeniach niniejszej analizy zestawiono w ponizszej tabeli. Szczegétowe dane zrédiowe i
obliczenia przedstawiono w aneksie (rozdz. B.3.1)

Tabela 21.
Zalecana dobowa podaz biatka wg wieku, masa ciata wg wieku, udziat preparatow biatkozastepczych w zalecanej
podazy biatka oraz struktura wieku pacjentow z PKU

Udziat preparatow biatkozastepczych

Wiek pzi"%'gka mi: d‘r:\: :' . w zal'ecanej podazy biatka .Struktura s
/kg m.c. [g] o og:g::w . AW, wariant C1 o::t;"\::w 2 AW, wariant D1

3 22 16,3 kg 82,5% 100,0% 3,26% 0,91%
4 22 18,1 kg 82,5% 100,0% 3,26% 0,96%
5 1,9 20,1kg 82,5% 100,0% 3,26% 1,03%
6 1,9 233 kg 82,5% 100,0% 3,26% 1,08%
7 1,9 26,4 kg 82,5% 100,0% 3,26% 1,13%
8 1,9 29,8 kg 82,5% 100,0% 3,26% 1,08%
9 1,9 32,7kg 82,5% 100,0% 3,26% 1,06%
10 1,9 36,8 kg 82,5% 100,0% 3,26% 1,07%
11 1,3 41,8 kg 82,5% 100,0% 3,26% 1,05%
12 1,3 46,0 kg 82,5% 100,0% 3,26% 1,10%
13 1,3 51,7 kg 82,5% 100,0% 3,26% 1,10%
14 13 55,1 kg 82,5% 100,0% 3,26% 1,17%
15 13 63,3 kg 82,5% 100,0% 3,26% 1,18%
16 1,2 63,3 kg 82,5% 100,0% 3,26% 1,16%
17 1,2 63,3 kg 82,5% 100,0% 3,26% 1,08%

>=18 1,2 75.1kg 82,5% 100,0% 51,15% 83,85%

Suma - ; - - 100,00% 100,00%

Na podstawie danych prezentowanych w tabeli powyzej obliczono $rednig wazong dobowg zalecang

dawke biatka w populacji docelowej. Wyniki przedstawiono w ponizszej tabeli.
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Tabela 22.
Srednia zalecana dobowa podaz biatka z preparatéw biatkozastepczych w populacji pacjentow powyzej 3 r.z. w
zaleznosci od wariantu obliczen

Srednia zalecana

Wariant analizy Zmieniany parametr (wartosc) dobowa dawka biatka
Wariant podstawowy - 59.8¢g
. Udziat preparatow biatkozastepczych w zalecanej podazy
AW, wasiant C1 biatka (zatozenie 100%) 259
AW, wariant D1 Struktura wieku pacjentéw (dane GUS) 6769

PKU jest chorobg wymagajaca od pacjenta przestrzegania $cisle okreslonej i restrykcyjnej diety
niskofenyloalaninowej, ktéra powinna by¢ stosowana przez cate zycie. Dane dotyczace rzeczywistej
podazy biatka z preparatéow biatkozastepczych odnaleziono w zagranicznych wytycznych praktyki
klinicznej ESPKU - Wytyczne postepowania diagnostyczno-terapeutycznego u oséb z PKU 2025
(rewizja wytycznych z 2017 roku) [27]. Wyniki opisanego przegladu opublikowanych danych w tym
zakresie przedstawiono ponizej.

Tabela 23.
Rzeczywista dobowa dawka — odnalezione dane literaturowe

Wiek Raportowana dobowa dawka biatka [g/kg m.c.] Raportowana dobowa dawka biatka [g]
<6 miesigecy 2,7-3,1 17-24
<3 lata 2,0-2,2 _
4-10 lat 1,2-2,8 -
11-18 lat 1,1-1,6 -
18+ lat 1,1-1,4 -

W celu wyznaczenia stopnia przestrzegania diety przez pacjentow z populacji docelowej wyznaczono
rzeczywistg dobowg dawke biatka wynikajaca z danych sprzedazowych. Obliczenia przeprowadzono

w dwoch wariantach:

e z wykorzystaniem danych NFZ dotyczacych liczby pacjentéw = 3 r.z. z rozpoznaniem |CD-10:
E70.0, u ktérych zrefundowano $sspz w latach 2017-2018 dostepnych w AWA Mevalia PKU
Motion [12] (nie zidentyfikowano nowszych danych w tym zakresie) oraz danych sprzedazowych
NFZ z tego samego okresu — zgodnie z metodyka przyjeta BIA do zlecenia 44/2025 [28];

e na podstawie danych NFZ z 2025 r. dotyczacych liczby zrefundowanych graméw biatka u
pacjentéw =3 r.z. i prognoz w zakresie liczby pacjentéw =3 r.z. korzystajacych z preparatéw w
roku 2025 — zgodnie z obliczeniami analitykéw Agencji przedstawionymi w AWA do zlecenia
44/2025 [5].

Szczegotowe dane wykorzystane w obu wariantach obliczen przedstawiono w aneksie, rozdz. B.3.2.
W tabeli ponizej przedstawiono podaz biatka z preparatéw biatkozastepczych w populacji docelowej
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w podziale na wiek pacjenta w zaleznosci od wariantu oszacowania rzeczywistej dobowej dawki
biatka.

Tabela 24.
Podaz biatka z preparatow biatkozastepczych w populacji docelowej wedtug wieku pacjenta

Rzeczywista dobowa dawka biatka (z uwzglednieniem compliance) [g]

Wiek Zalecana dobowa podaz

biatka [g] Na podst. danych Na podst. danych i prognozy
z lat 2017-2018 dla 2025 roku

3 289 20,8 21,2
4 32,1 231 235
5 30,7 221 225
6 35,6 256 26,0
7 40,3 29,0 29,5
8 455 32,8 333
9 49,9 36,0 36,5
10 56,2 40,5 41,1
11 448 323 328
12 49,3 35,6 36,1
13 554 40,0 40,6
14 59,1 42,6 432
15 67,9 48,9 497
16 60,1 433 440
17 60,1 433 440
=18 71,3 514 52,2
Srednia 59,8 431 43,7

Jako ze oszacowanie dobowej dawki biatka na podstawie danych dla roku 2025 wymagato
wykorzystania prognozy liczby pacjentéw w wieku = 3 r.z. z rozpoznaniem ICD-10: E70.0, u ktérych
zrefundowano $sspz, obarczone jest ono niepewnoscia. W zwigzku z tym w obliczeniach niniejszej
analizy wykorzystano dawke wyznaczong na podstawie danych z lat 2017-2018 (Tabela 57). Dawka
wyznaczona dla roku 2025 zostata przedstawiona pogladowo. Nalezy zauwazy¢, ze dawka w latach
2017-2018 oraz dawka oszacowana dla roku 2025 réznig sie nieznacznie (43,1 g vs 43,7 g).

Niezaleznie od wariantu obliczen dawka oszacowana na podstawie sprzedazy jest nizsza niz dawki
zalecane (Tabela 22), co potwierdza, ze pacjenci majg problemy z przestrzeganiem zalecen
dietetycznych. Biorac pod uwage zalecang dobowa dawke biatka oraz dzienng dawke wynikajaca ze
sprzedazy, wyznaczono stopien przestrzegania zalecen dietetycznych, zgodnie z ponizsza tabela.
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Tabela 25.
Podaz biatka w populacji docelowej uwzgledniona w analizie w zaleznosci od wariantu obliczen

Zalecana Rzeczywista
Wariant analizy Zmieniany parametr (wartosc¢) dobowa dobowa Compliance
dawka biatka dawka biatka

Wariant

podstawowy 598¢ 72,1%
. Udziat preparatow biatkozastepczych w 43149

AW, wariant C1 zalecanej podazy biatka (zatozenie 100%) 7259 59,5%

AW, wariant D1 Struktura wieku pacjentéw (dane GUS) 6769 63,7%

Wyznaczona warto$¢ rzeczywistej dawki biatka wynika z danych sprzedazowych, nie zas z faktycznej
ilosci biatka spozywanej przez pacjentow. Lekarze przepisujg preparaty biatkozastepcze zgodnie z
zaleceniami / wytycznymi, ale zachowania pacjentéw sg rézne i trudne do przewidzenia. Brak
compliance moze sie przejawiaé¢ nizszym zuzyciem preparatéw — pacjent realizuje mniej recept niz
powinien, bo przepisana czes¢é preparatu zuzywa wolniej, niz wynika to z wytycznych. Brak compliance
u pacjentéw z PKU moze objawiaé sie pomijaniem przyjmowania porcji preparatow w ciggu dnia.

Nalezy zauwazy¢, ze istotnym czynnikiem wspierajacym diugoterminowe przestrzeganie diety jest
réznorodnos¢ dostepnych preparatow, ktdéra zmniejsza monotonie wieloletniego stosowania
restrykcyjnej diety. Zwiekszenie réznorodnosci dostepnych produktéw pozwala lepiej dopasowacé
leczenie do indywidualnych potrzeb pacjentéw. Tym samym objecie refundacjg preparatu PKU GMPro
Delight w dwoéch nowych smakach, niewystepujacych w aktualnie refundowanych smakowych
preparatach opartych na GMP moze przyczyni¢ sie do poprawy sytuacji pacjentow z PKU, zwiekszajac
szanse na prawidtowe przestrzeganie zalecen dietetycznych — u czesci pacjentéw moze dojsé¢ do
poprawy compliance. Jednak ze wzgledu na brak danych pozwalajacych na wiarygodne oszacowanie
poprawy przestrzegania zalecen dietetycznych w przypadku podjecia pozytywnej decyzji
refundacyjnej dla wnioskowanego preparatu, |GG
|

Jednoczesnie w analizie wptywu na budzet dla preparatu PKU GMPro do zlecenia 313/2020
wykorzystano opinie ekspertéw klinicznych, na podstawie ktérych oszacowano odsetek pacjentéw,
ktérzy w przypadku wprowadzenia refundacji nowego preparatu GMP zwieksza swojg dzienng dawke
biatka przyjmowang z preparatem biatkozastepczym — odsetek ten okreslono na 60% [21]. W zwigzku
z tym w analizie wrazliwosci przyjeto, ze po wprowadzeniu refundacji produkt PKU GMPro Delight,
srednio 60% pacjentow bedzie stosowaé¢ pelng zalecang dawke biatka z preparatow
biatkozastepczych (wariant E1).
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Tabela 26.
Odsetek pacjentow, u ktérych nastapi poprawa compliance po wprowadzeniu PKU GMPro Delight
Parametr Analiza podstawowa AW, wariant E1
Odsetek pacjentow, ktorzy zwieksza swojq dzienng dawke - 60%

biatka (w przypadku refundacji analizowanego preparatu)

Powyzsze zatozenie oznacza, ze pacjenci ci beda przyjmowaé dodatkowo dawke PKU GMPro Delight
odpowiadajaca roéznicy pomiedzy zalecang dawka a dawka przyjmowang obecnie. llos¢ biatka
spozywang przez pacjenta w ramach uzupetnienia diety po wprowadzeniu finansowania PKU GMPro

Delight zamieszczono ponizej.

Tabela 27.
Uzupelnienie diety po wprowadzeniu finansowania PKU GMPro Delight— wariant E1

Parametr Analiza podstawowa

Zalecana dobowa dawka biatka z preparatow biatkozastepczych

Dobowa dawka biatka wynikajaca ze sprzedazy (rzeczywista dawka)

Uzupeknienie diety

2.8. Koszty

W niniejszej analizie uwzgledniono jedynie koszty preparatow biatkozastepczych, poniewaz nie

okreslono innych kategorii kosztowych stanowigcych koszty réznicujace dla poréwnywanych terapii.

2.8.1. Koszt PKU GMPro Delight

W analizie zatozono, ze w przypadku objecia refundacjg w rozwazanym wskazaniu preparat PKU
GMPro Delight bedzie finansowany w ramach wykazu refundowanych lekéw, $§sspz oraz wyrobow
medycznych w kategorii dostepnosci refundacyjnej — $rodek spozywczy specjalnego przeznaczenia
zywieniowego dostepny w aptece na recepte (lista A2) we wskazaniu okreslonym stanem klinicznym:
Fenyloketonuria (PKU) u pacjentéow powyzej 3 roku zycia, u ktérych dobowa tolerancja fenyloalaniny
pozwala na zastosowanie preparatow glikomakropeptydowych i wydawany bedzie $wiadczeniobiorcy
za odpfatnoscig ryczattowa. Zgodnie z uzasadnieniem przedstawionym w rozdz. 1.3 przyjeto, ze
finansowanie preparatu odbywaé sie bedzie w ramach grupy limitowej 216.25, w ktérej finansowane

sg inne produkty pochodzenia naturalnego (GMP).
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Cene preparatu PKU GMPro Delight okreslono zgodnie 2z informacjami otrzymanymi od
Zamawiajacego. Proponowana cena zbytu netto dla PKU GMPro Delight (o smaku tropikalnym PKU
GMPro Delight Tropical i owocéw jagodowych PKU GMPro Delight Berry) wynosi:

. _ za opakowanie ztozone z 30 saszetek po 30 g produktu kazda (zawierajgce 450 g
ekwiwalentu biatka),

. _ za opakowanie ztozone z 30 saszetek po 40 g produktu kazda i zawierajgce 600 g
ekwiwalentu biatka.

Whnioskowang cene $rodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego PKU GMPro
Delight przedstawiono w tabeli ponizej. Przy wyznaczeniu cen hurtowych brutto, zgodnie z
obowiazujgcymi regulacjami prawnymi, przyjeto warto$ci marzy hurtowej i podatku VAT (wlasciwego
dla $sspz) na poziomie odpowiednio 6% i 5%.

Ze wzgledu na przyjete zatozenie odnosnie finansowania produktu PKU GMPro Delight w grupie
limitowej 216.25, cena detaliczna, wysoko$¢ limitu finansowania oraz poziom odptatnoéci ptatnika i
pacjenta zalezy od sytuacji w catej grupie limitowej 216.25. Zgodnie z obowigzujgcym obwieszczeniem
MZ [22], aktualnie produktem wyznaczajgcym podstawe limitu w grupie 216.25 jest PKU Sphere 20

osmaku waniliowym (EAN: 5060014059857). |
|
|
I

W analizie podstawowej koszty poszczegolnych opakowan PKU GMPro Delight okre$lono przy
zatozeniu, ze podstawe limitu w grupie 216.25 wyznacza PKU Sphere 20 o smaku waniliowym. W
ramach analizy wrazliwosci w wariancie F1 koszty obliczono zaktadajac, ze podstawe limitu wyznacza
opakowanie PKU GMPro Delight zawierajgce 30 saszetek po 30 g produktu, natomiast w wariancie
F2 — PKU GMPro Delight zawierajagce 30 saszetek po 40 g produktu. W scenariuszach analizy
wrazliwosci przyjeto upraszczajgco, ze w scenariuszu nowym preparat PKU GMPro Delight bedzie

stanowit podstawe limitu w catym horyzoncie czasowym analizy, tj. od stycznia 2027 roku.

W ponizszej tabeli przedstawiono informacje o cenie zbytu netto oraz wyznaczone pozostate ceny i

limit finansowania produktéw PKU GMPro Delight.

Tabela 28.
Koszt preparatu PKU GMPro Delight w grupie limitowej 216.25

Cena
hurtowa
brutto

Liczba g biatka Cena zbytu
w opakowaniu netto

Cena Limit

P S detaliczna finansowania

Podstawa limitu w grupie 216.25 wyznaczana przez PKU Sphere 20 o smaku waniliowym

PKUGMPro  roPikalny B B

Delight OWOCOW 45049
(@x30g) oMeCOw BN BN S .
tropikalny 600 g I N I .
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- - Cena e
Liczba g biatka Cena zbytu Cena Limit
Preparat Smak w opakowaniu netto hurtowa detaliczna finansowania
brutto
PKU GMPro P
Delight 2aodovvch I N I S
(30 x 40 g) jagodowyc

Podstawa limitu w grupie 216.25 wyznaczana przez PKU GMPro Delight, 30 saszetek po 30 g produktu

oKUGMPro  troPikalny I I S .
Delight OWOCOW 450 g

(30x309) o iowyeh I I I e

PKU GMPro  tropikalny I EE N e
Delight J——— 600 g

(0x40g) L omecw I I IS .

Podstawa limitu w grupie 216.25 wyznaczana przez PKU GMPro Delight, 30 saszetek po 40 g produktu

PKU GMPro  troPikainy I I S
Delight OWOCOW 450¢

(0x30g) owecon I I I .

PKU GMPro  troPikainy I I B .
Delight I 600 g

(30x409)  ioodowych I N I S

Smak tropikalny: PKU GMPro Delight Tropical; smak owocow jagodowych: PKU GMPro Delight Berry.

W kolejnej tabeli przedstawiono obliczone na podstawie powyzszych cen koszty jednostkowe za
1 gram biatka PKU GMPro Delight.

Tabela 29.
Koszt jednostkowy PKU GMPro Delight (za 1 g biatka) w grupie limitowej 216.25

Preparat Smak Perspektywa NFZ Perspektywa NFZ + pacjent

Podstawa limitu w grupie 216.25 wyznaczana przez PKU Sphere 20 o smaku waniliowym

PKU GMPro Delight tropikainy ] I
(30 x 30 g) owocow jagodowych

PKU GMPro Delight trophcainy [
(30x 40 g) owocow jagodowych

Podstawa limitu w grupie 216.25 wyznaczana przez PKU GMPro Delight, 30 saszetek po 30 g produktu

PKU GMPro Delight tropikalny [ ] I
(30x309g) owocow jagodowych

PKU GMPro Delight tropikalny [ ] o
(30 x 40 g) owocéw jagodowych

Podstawa limitu w grupie 216.25 wyznaczana przez PKU GMPro Delight, 30 saszetek po 40 g produktu

PKU GMPro Delight tropikalny — —
(30x 30 g) owocow jagodowych

PKU GMPro Delight tropikalny — —
(30 x 40 g) owocow jagodowych
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Smak tropikalny: PKU GMPro Delight Tropical; smak owocow jagodowych: PKU GMPro Delight Berry.

Ostatecznie w analizie wyznaczono sredni koszt za gram biatka PKU GMPro Delight wazony udziatami
opakowan PKU Sphere zawierajacych 450 g oraz 600 g biatka w sprzedazy graméw biatka w okresie
02.2025-01.2026. W obliczeniach uwzgledniono wytacznie smaki, ktére wystepowaty w obu dawkach
(nie uwzgledniono preparatow PKU Sphere 20 o smaku bananowym oraz PKU Sphere 20 o smaku
cytrynowym, ktére wystepujg wytacznie w opakowaniach zawierajacych 600 g biatka). Podsumowanie

przeprowadzonych obliczen przedstawia ponizsza tabela.

Tabela 30.
Udziat wielkosci opakowan wybranych preparatow PKU Sphere w sprzedazy gramow biatka z tych opakowan

Liczba sprzedanych graméw biatka Udziat w sprzedazy
Sl Opak. zawierajace Opak. zawierajace Opak. zawierajace Opak. zawierajace
450 g biatka 600 g biatka 450 g biatka 600 g biatka
Waniliowy 237 150 502 800 32% 68%
Czerwone owoce 91 350 327 000 22% 78%
Czekoladowy 153 000 501 000 23% 7%
Srednia 27% 73%

Wykorzystujac przedstawione w tabeli powyzej odsetki wyznaczono $redni koszt za 1 gram biatka
preparatu GMPro Delight, wykorzystany w oszacowaniu wydatkéw ptatnika publicznego / ptatnika
publicznego i pacjentéw zwigzanych z refundacjg wnioskowanego produktu w scenariuszu nowym
niniejszej analizy.

Tabela 31.
Sredni koszt jednostkowy PKU GMPro Delight (za 1 g biatka) w grupie limitowej 216.25

Wariant obliczen Perspektywa NFZ  Perspektywa NFZ + pacjent
. Podstawe limitu w grupie wyznacza PKU
Analiza podstawowa Sphere 20 o smaku waniliowym - -
. T Podstawe limitu w grupie wyznacza PKU
Ansiza wratiwosci, GMPro Delight, 30 saszetek po 30 g [ ] I
wariant F1
produktu
Analiza wrazliwosci Podstawe limitu w grupie wyznacza PKU
’ ’ GMPro Delight, 30 saszetek po 40 g [ ] [ ]
wariant F2 produktu

2.8.2. Koszty pozostatych preparatow biatkozastepczych

Zgodnie z aktualng praktykg kliniczng w populacji docelowej stosowane sg zaréwno preparaty GMP
(smakowe i bezsmakowe), jak preparaty syntetyczne skondensowane (smakowe i bezsmakowe) i
nieskondensowane (smakowe i bezsmakowe). Uwzglednione w niniejszej analizie preparaty, podziat
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na rodzaj preparatu oraz szczegétowe dane dotyczace cen poszczegdlnych preparatéw zestawiono
w aneksie w rozdziale Aneks C.

Koszt preparatéw biatkozastepczych wyznaczono na podstawie aktualnie obowigzujgcego
Obwieszczenia MZ [22], jako cena za gram biatka wazona liczba sprzedanych jednostek (gramoéw
biatka) u oséb powyzej 3. r.z. w okresie 02.2025-01.2026 (sprzedaz z ostatnich 12 miesiecy, dla
ktérych dostepne sg dane). Dla kazdego preparatu biatkozastepczego przypisano liczbe gramoéw
biatka w opakowaniu oraz udziaty w sprzedanych $sspz stosowanych w fenyloketonurii w populacji
pacjentéw powyzej 3. r. z. (odsetki i ich sposdb wyznaczenia przestawiono w aneksie, rozdz. B.2.1).

W przypadku produktéw pochodzenia naturalnego (GMP), koszty poszczegdlnych produktéow przyjeto
bezposrednio na podstawie cen z Obwieszczenia, co odpowiada sytuacji, w ktérej podstawe limitu w
grupie 216.25 wyznacza PKU Sphere 20 o smaku waniliowym lub obliczono wychodzac od
obowigzujgcych cen zbytu netto przy zatozeniu, ze podstawe limitu w grupie 216.25 wyznacza
PKU GMPro Delight. W analizie podstawowej przyjeto, ze zarébwno w scenariuszu istniejacym, jak i
nowym podstawe limitu w grupie limitowej 216.25 wyznaczaé bedzie preparat PKU Sphere 20 o smaku
waniliowym. W ramach analizy wrazliwo$ci przeprowadzono obliczenia zaktadajace, ze w scenariuszu
istniejacym podstawe limitu stanowié¢ bedzie preparat PKU Sphere 20 o smaku waniliowym, zas w
scenariuszu nowym, zgodnie z zaktadanymi udziatami preparatéw w scenariuszu istniejacym i nowym,
podstawe limitu bedzie wyznaczat preparat PKU GMPro Delight. W wariancie F1 analizy wrazliwosci
zatozono, ze podstawe limitu w grupie limitowej 216.25 bedzie stanowito opakowanie PKU GMPro
Delight zawierajgce 30 saszetek po 30 g produktu, zas w wariancie F2 — opakowanie PKU GMPro
Delight zawierajgce 30 saszetek po 40 g produktu.

W ponizszych tabelach zestawiono $rednie koszty jednostkowe preparatéw biatkozastepczych z
podziatem na GMP smakowe, GMP bezsmakowe, syntetyczne skondensowane smakowe,
syntetyczne skondensowane bezsmakowe, syntetyczne nieskondensowane smakowe i syntetyczne

nieskondensowane bezsmakowe.

Tabela 32.
Koszty jednostkowe preparatow biatkozastepczych (za 1 g biatka) uwzglednione w analizie — preparaty GMP

Rodzaj preparatu Perspektywa NFZ Perspektywa NFZ + pacjent

Podstawa limitu w grupie 216.25 wyznaczana przez PKU Sphere 20 o smaku waniliowym
bezsmakowe 3,5318 zt 3,5424 zt
smakowe 3,5812 zt 3,5891 zt

Podstawa limitu w grupie 216.25 wyznaczana przez PKU GMPro Delight, 30 saszetek po 30 g produktu

bezsmakowe e [ ]
smakowe [ ] [ ]
Podstawa limitu w grupie 216.25 wyznaczana przez PKU GMPro Delight, 30 saszetek po 40 g produktu
bezsmakowe I I
smakowe [ ] [ ]
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Tabela 33.
Koszty jednostkowe preparatow biatkozastepczych (za 1 g biatka) uwzglednione w analizie — preparaty L-AA

Rodzaj preparatu Perspektywa NFZ Perspektywa NFZ + pacjent

L-AA skondensowane, w tym
bezsmakowe 1,4776 zt 1,4864 zt
smakowe 1,8874 zt 1,8933 zt
L-AA nieskondensowane, w tym
bezsmakowe 3,0580 zt 3,0823 zt
smakowe 1,3761 zt 1,3959 zt

2.9. Analiza wrazliwosci

Parametry uwzglednione w analizie BIA moga podlegaé zmianom w zaleznosci od rozrzutu i
niepewnosci oszacowan danych wejsciowych. W zwigzku z tym, przeprowadzono jednokierunkowe
analizy wrazliwosci, zaktadajgce zmienno$¢ nastepujacych parametrow:
o wariant A: liczby pacjentéw z populacji docelowej,
o wariant B: zastepowania preparatéw i rozpowszechnienia PKU GMPro Delight,
o wariant C: udziatu preparatéw biatkozastepczych w zalecanej podazy biatka,
o wariant D: struktury wieku pacjentéw z populacji docelowej,
o wariant E: odsetka pacjentéw, u ktérych nastapi poprawa compliance po wprowadzeniu
refundacji PKU GMPro Delight
o wariant F: preparatu ustalajacego podstawe limitu w grupie limitowej 216.25 w scenariuszu
nowym.

W jednokierunkowej analizie wrazliwosci, we wszystkich wariantach analizy obliczano prognozowane
wydatki w sytuacji, gdy jeden parametr podlegat zmianie, przyjmujac warto$¢ uwzgledniong w analizie
wrazliwosci, natomiast pozostate zmienne przyjmowaty wartosci uwzglednione w analizie
podstawowej. W ten sposdb oszacowano, jaki wptyw na zmiane wydatkéw moze mieé¢ niepewnos$¢ w

oszacowaniu poszczegoélnych zmiennych.

Szczegotowe wyniki analizy wrazliwosci oraz dane dotyczace zakresu zmiennosci poszczegélnych
parametréw uwzglednionych w analizie wrazliwo$ci wraz z uzasadnieniem przedstawiono w aneksie
(rozdz. A.1). Ponadto, w zatgczonym arkuszu kalkulacyjnym istnienie mozliwo$¢ wygenerowania

wynikéw analizy przy uwzglednieniu dowolnych wartosci uwzglednionych parametréw.
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3. Wyniki analizy

3.1. Populacja docelowa

Prognozowana liczba pacjentéw z populacji docelowej wynosi 2047 os6b w roku 2027 oraz
2 070 os6b w roku 2028. Liczebnos¢ populacji docelowej jest taka sama w scenariuszu istniejgcym

oraz w scenariuszu nowym.

W scenariuszu istniejgcym zaden pacjent z populacji docelowej nie otrzymuje leczenia PKU GMPro
Delight. W scenariuszu nowym liczba pacjentéow z populacji docelowej, ktérzy bedg stosowaé PKU
GMPro Delight wyniesie || EGTGNNNEEEEEEEEEEEEEEEEEEEEEE - rzcdstavione w ponizszej
tabeli liczby pacjentéw zostaty wyznaczone przy zatozeniu, ze kazdy pacjent stosuje wytgcznie jeden
preparat (PKU GMPro Delight) lub jeden typ preparatéw (GMP / L-AA skondensowane / L-AA
nieskondensowane). W rzeczywistosci pacjenci moga stosowaé rézne preparaty / typy preparatow
jednoczes$nie i tym samym liczba pacjentéw stosujgcych PKU GMPro Delight, pozostate preparaty
GMP, czy preparaty L-AA (skondensowane jak i nieskondensowane) moze byé wyzsza, niz wskazano

w tabeli (jednak nie wyzsza niz taczna liczebnos¢ populacji docelowej).

Szczegotowe dane dotyczace liczebnosci populacji docelowej oraz pacjentow objetych leczeniem w

obu scenariuszach analizy przedstawia ponizsza tabela.

Tabela 34.
Liczebnos¢ populacji docelowej w latach 2027-2028

Preparat Scenariusz istniejacy Scenariusz nowy

2027 2028 2027 2028
PKU GMPro Delight | i [ |
Pozostate GMP, w tym - - - -
Bezsmakowe [ | [ [ | [ |
Smakowe - - - -

L-AA skondensowane, w tym [ | [ ] [ ] [
Bezsmakowe [ ] [ | [ ] [ |

Smakowe - - - -

L-AA nieskondensowane, w tym - - - -
Bezsmakowe . . . .
Smakowe || [ | [ ] [ |

Lacznie 2047 2070 2047 2070

Przy zalozeniu, ze w przypadku stosowania PKU GMPro Delight cata dzienna dawka preparatow biatkozastepczych dostarczana jest przez PKU
GMPro Delight
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3.2. Scenariusz istniejacy

Tabela 35.
Wydatki ptatnika publicznego i pacjentow — analiza podstawowa, scenariusz istniejacy

Perspektywa NFZ Perspektywa NFZ + pacjent
Kategoria
2027 2028 2027 2028

PKU GMPro Delight
Pozostate GMP, w tym
Bezsmakowe
Smakowe
L-AA skondensowane, w tym
Bezsmakowe
Smakowe
L-AA nieskondensowane, w tym
Bezsmakowe

Smakowe

Wydatki catkowite

3.3. Scenariusz nowy

HTA Consulting 2026 (www.hta.pl) Strona 40



BIA PKU GMPro Delight stosowany w fenyloketonurii u osob powyzej 3. roku Zycia

Tabela 36.
Wydatki ptatnika publicznego i pacjentow — analiza podstawowa, scenariusz nowy

Perspektywa NFZ Perspektywa NFZ + pacjent
Kategoria
2027 2028 2027 2028
PKU GMPro Delight [ [ ] ] [
Pozostate GMP, w tym I I I I
bezsmakowy I I | I
smakowy I [ ] ]
L-AA skondensowane, w tym [ [ ] ] [ ]
bezsmakowy I | I I
smakowy | I I I
L-AA nieskondensowane, w tym [ ] [ ] [ ] I
bezsmakowy I I I I
smakowy I I I I
Wydatki catkowite [ [ ] [ [

3.4. Wydatki inkrementalne
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Tabela 37.
Wydatki inkrementalne ptatnika publicznego i pacjentow - analiza podstawowa

Perspektywa NFZ Perspektywa NFZ + pacjent

Kategoria
2027 2028 2027

2028

PKU GMPro Delight
Pozostate GMP, w tym
bezsmakowy
smakowy
L-AA skondensowane, w tym
bezsmakowy
smakowy
L-AA nieskondensowane, w tym
bezsmakowy

smakowy

Wydatki catkowite

3.5. Podsumowanie

Ponizej w formie tabelarycznej przedstawiono podsumowanie wynikéw przeprowadzonej analizy

wplywu na budzet.

Tabela 38.
Podsumowanie wynikow analizy podstawowej — populacja docelowa

Liczba pacjentow 2027 2028

Liczba pacjentéw z populacji docelowej stosujacych preparat PKU GMPro Delight*
Scenariusz istniejacy 0 0
Scenariusz nowy [ | B
Liczebnos¢ populacji docelowej
Scenariusz istniejacy 2047 2070

Scenariusz nowy 2047 2070

* Przy zalozeniu, ze w przypadku stosowania GMPro Delight cata dzienna dawka preparatow biatkozastepczych dostarczana jest przez GMPro

Delight
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Tabela 39.

Podsumowanie wynikow analizy podstawowej — wydatki ptatnika publicznego i pacjentow

Liczba pacjentow

2027

2028

Scenariusz istniejacy
Scenariusz nowy

Wydatki inkrementalne

Scenariusz istniejacy
Scenariusz nowy

Wydatki inkrementalne

Wydatki ptatnika publicznego

Wydatki ptatnika publicznego i pacjentow
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4. Analiza wptywu na system ochrony

zdrowia

4.1. Wptyw na organizacje udzielania Swiadczen

zdrowotnych

Preparat PKU GMPro Delight podawany jest pacjentom doustnie w postaci roztworu powstatego w
wyniku rozpuszczenia proszku w wodzie lub potptynnych produktach spozywczych. Podawanie PKU
GMPro Delight nie wigze sie wiec z dodatkowymi kosztami dotyczacymi wyposazenia placowek
medycznych (sprzetowe, osobowe i inne) i nie generuje kosztow (stosowany jest przez pacjenta

samodzielnie).

Wymogi dotyczace wyposazenia placowek medycznych (sprzetowe, osobowe i inne) w przypadku
podawania produktu, monitorowania terapii oraz leczenia dziatan niepozgdanych nie zmienig sie¢ w
przypadku finansowania PKU GMPro Delight ze Srodkéw publicznych w stosunku do wymogoéw
stawianych obecnie osrodkom zajmujgcym sie leczeniem pacjentéow z PKU. W zwigzku z tym osrodki
prowadzace aktualnie leczenie PKU beda w stanie prowadzi¢ réwniez terapie preparatem PKU GMPro
Delight.

Podjecie decyzji o finansowaniu PKU GMPro Delight ze $rodkéw publicznych nie powinno
spowodowa¢ istotnych konsekwencji w wydatkach publicznych w innych sektorach niz ochrona

zdrowia, dlatego nie przeprowadzano oddzielnej analizy w tym zakresie.

4.2. Aspekty etyczne i spoteczne

Podjecie pozytywnej decyzji o finansowaniu PKU GMPro Delight zwiekszyloby spektrum
terapeutyczne pacjentom z populacji docelowej. Ze wzgledéw etycznych i spotecznych (poprawa
réwnosci dostepu do swiadczen) nalezy rozwazy¢ finansowanie PKU GMPro Delight w populaciji

pacjentéw z PKU powyzej 3. roku zycia.
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Tabela 40.
Podsumowanie wynikow analizy aspektow etycznych i spolecznych decyzji o finansowaniu PKU GMPro Delight ze
srodkow publicznych

Analiza aspektow etycznych i spotecznych

Ocena wplywu pozytywnej decyzji refundacyjnej w swietle wynikow analizy kosztow efektywnosci

Czy koszty efektywnosci roznia sie w poszczegolnych W analizie ekonomicznej nie wyrézniono podgrup
podgrupach? pacjentow.

Grupy pacjentow, ktore moga by¢ faworyzowane na
skutek zalozen przyjetych w analizie ekonomicznej

Brak zidentyfikowanych grup.
Ocena wplywu pozytywnej decyzji refundacyjnej w swietle aspektow spotecznych
Zapewnienie rownosci dostepu pacjentow o zblizonych  Finansowanie PKU GMPro Delight pozwoli zapewni¢ réwny
potrzebach do badanej technologii dostep do skutecznego leczenia dla wszystkich
potrzebujacych pacjentow.

Zaspokajanie niezaspokojonych dotychczas potrzeb

grup spotecznie uposledzonych Rozszerzenie zakresu opcji terapeutycznych dostepnych
dla pacjentow w ramach terapii jest krokiem w celu
Odpowiedz na potrzeby osob o najwiekszych zaspokojenia potrzeb pacjentow, z mozliwoscia
potrzebach zdrowotnych, dla ktérych nie ma obecnie indywidualnego doboru terapii.

dostepnej zadnej metody leczenia

Zgodnosc z aktualnie obowigzujacymi regulacjami Finansowanie technologii jest zgodne z obowiazujacym
prawnymi prawem.
Wplyw na prawa pacjenta lub prawa cziowieka Zblizona do alternatywnych technologii.

Ocena wplywu pozytywnej decyzji refundacyjnej w swietle aspektow etycznych

Wplyw na poziom satysfakcji pacjentow z - -
otrzymywanej opieki medycznej Zblizona do altematywnych technologii
Ryzyko niezaakceptowania terapii przez

poszczegéinych chorych Zblizona do altematywnych technologii

Mozliwos¢ stygmatyzaciji chorych Zblizona do altematywnych technologii
Mozliwos¢ wywolywania leku Zblizona do altematywnych technologii
Mozliwos¢ powodowania dylematow moralnych Zblizona do altematywnych technologii

Mozliwos¢ stwarzania prol_)leméw dotyczacych pici lub Zblizona do altematywnych technologii
rodzinnych
Koniecznos¢ szczegolnego informowania lub - -
uzyskiwania zgody pacjenta na podanie produktu Zblizona do altematywnych technologii
Potrzeba zapewnienia pacjentowi niekrepujacych - .
warunkow lub poufnosci przy podaniu produktu Zblizona do altematywnych technologi
Potrzeba czynnego udziatu pacjenta w podejmowaniu - .
decyzji o wyborze terapii Zblizona do altematywnych technologii
Potrzeba uwzgledniania indywidualnych preferencji

pacjenta przy wyborze terapii Zblizona do altematywnych technologii
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5. Podsumowanie i wniosKki

POPULACJA

Prognozowana liczba pacjentéw z populacji docelowej wynosi 2 047 oséb w roku 2027 oraz
2 070 os6b w roku 2028. Liczebno$¢ populacji docelowej jest taka sama w scenariuszu istniejgcym

oraz w scenariuszu nowym.

W scenariuszu istniejgcym Zzaden pacjent z populacji docelowej nie stosuje preparatu PKU GMPro

Delight w diecie eliminacyjnej w PKU. W scenariuszu nowym liczba pacjentéw z populacji docelowej,

ktérzy beda stosowa¢ PKU GMPro Delight wyniesie [ R

SCENARIUSZ ISTNIEJACY

SCENARIUSZ NOWY
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przestrzeganie zalecen terapeutycznych (compliance). Kontrola choroby wymaga od pacjenta silnej
woli i motywacji przez cate zycie. Jako ze produkt ma posta¢ proszku dostepnego w 2 nowych
wersjach smakowych (owoce tropikalne PKU GMPro Delight Tropical i owoce jagodowe PKU GMPro
Delight Berry) wsrod preparatow GMP, finansowanie PKU GMPro Delight moze przyczyni¢ sie do

poprawy sytuacji pacjentow z PKU poprzez zwiekszenie réznorodnosci dostepnych produktow i

zmniejszenie monotonii wieloletniego stosowania restrykcyjnej diety. _

Réznorodnosé produktéw biatkozastepczych stosowanych w PKU, w tym ich smakéw, ma kluczowe
znaczenie dla poprawy przestrzegania zalecen dietetycznych przez pacjentéw. Potrzebe zwiekszania
réznorodnosci tego typu produktow wskazywata Rada Przejrzystosci przy AOTMIT oraz Prezes
AOTMIT w opiniach i rekomendacjach dotyczacych 2 syntetycznych preparatéw niefenyloalaninowych
[1-4]. Na duze oczekiwania pacjentdw zwigzane z dostepem do réznorodnych produktéw
biatkozastepczych zwrécit uwage przedstawiciel organizacji pacjentéw chorych na PKU (,ARS
VIVENDI”) w opinii przedstawionej w Analizie Weryfikacyjnej dla produktu PKU GMPro Mix-In
opublikowanej w lipcu 2025 roku na BIP AOTMIT [5].

Podsumowujgc, wprowadzenie do refundacji nowego produktu opartego o GMP - produktu

PKU GMPro Delight, ktéry odrdznia sie od dotychczas refundowanych produktéw GMP rodzajem

dostepnych smakéw | G - ickszyioby réznorodnosé biatkozastepczych
preparatéw stosowanych u pacjentéw z PKU. Tym samym pojawienie sie nowego refundowanego
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produktu mogtoby wptyng¢ na zwiekszenie poziomu przestrzegania restrykcyjnej diety pozostajgcej

wcigz ztotym standardem leczenia w PKU.

HTA Consulting 2026 (www.hta.pl) Strona 48



BIA PKU GMPro Delight stosowany w fenyloketonurii u oséb powyzej 3. roku zycia

6. Ograniczenia

e Oszacowanie wydatkbw na preparaty biatkozastepcze w scenariuszu istniejgcym
przeprowadzono w oparciu o prognoze historycznych danych sprzedazowych dla refundowanych
preparatéw biatkozastepczych stosowanych w PKU. Wyznaczona w oparciu o oszacowane
wydatki liczebnos¢ populacji docelowej w latach 2027-2028 jest wyzsza niz wynika to z prognozy
opartej na danych NFZ dotyczgcych liczby pacjentéw stosujgcych $sspz refundowane w PKU i
danych z badania Szypowska 2020 o czestotliwosci wystepowania PKU w Polsce, i w tym
kontekscie szacowanie wydatkbw w oparciu o dane sprzedazowe jest zatozeniem
konserwatywnym.

o Liczby pacjentow zostaty wyznaczone przy zatozeniu, ze kazdy pacjent stosuje wytgcznie jeden
preparat (PKU GMPro Delight) lub jeden typ preparatéw (GMP / L-AA skondensowane / L-AA
nieskondensowane). W rzeczywistosci pacjenci mogg stosowac rézne preparaty / typy preparatow
jednoczesnie i tym samym liczba pacjentow stosujagcych PKU GMPro Delight, preparaty GMP, czy
preparaty L-AA (skondensowane jak i nieskondensowane) moze by¢ wyzsza niz wskazano
(jednak nie wyzsza niz tgczna liczebnos$c¢ populacji docelowej). Powyzsze nie jest jednak mozliwe
do oszacowania, biorgc pod uwage, ze oszacowania przeprowadzono gtéwnie w oparciu o dane
sprzedazowe.

e Z uwagi na relatywnie krotki okres dostepnosci preparatu PKU GMPro Mix-In (refundacja od
stycznia 2026 roku), brak jest danych sprzedazowych pozwalajgcych na okreslenie
rozpowszechnienia tego produktu w populacji docelowej. W zwigzku z tym w obliczeniach
wykorzystano prognozowang sprzedaz tego preparatu oszacowang w oparciu o0 prognozy
rynkowe dostarczone przez Zamawiajgcego (szczegoty przedstawiono w rozdz. B.2.2).

e Rozpowszechnienie terapii w scenariuszu nowym okreslono na podstawie zatozen oraz
historycznych danych sprzedazowych dotyczacych udziatéw dotychczas finansowanych
produktéw GMP w rynku po ich wtgczeniu do refundacji ze sSrodkéw publicznych. Przeprowadzono

analize wrazliwosci w tym zakresie.
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7. Dyskusja

Celem analizy wptywu na budzet jest okreslenie przewidywanych wydatkéw ptatnika publicznego
(NFZ, Narodowy Fundusz Zdrowia) i pacjentdow w przypadku podjecia pozytywnej decyzji o
finansowaniu ze $rodkéw publicznych $rodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego
PKU GMPro Delight stosowanego u oséb powyzej 3. roku zycia chorujgcych na fenyloketonurie, u
ktérych  dobowa  tolerancja  fenyloalaniny  pozwala na zastosowanie  preparatow

glikomakropeptydowych.

Zgodnie z informacjami Instytutu Matki i Dziecka (IMiD) czesto$¢ wystepowania PKU w Polsce jest
szacowana na 1:7000-1:8000 urodzen zywych [25], co daje okoto 4,8 tys. pacjentow w wieku powyzej
3 lat z PKU rocznie. Nalezy mie¢ na uwadze, iz dane epidemiologiczne mogg nie odzwierciedlaé¢
rzeczywistej liczby pacjentow z PKU stanowigcych populacje docelowg analizy. W praktyce czes¢
pacjentow mogta zaprzestac¢ leczenia lub nie wymagaé stosowania diet eliminacyjnych w tagodnej
postaci choroby. Zgodnie z danymi NFZ przedstawionymi w AWA Mevalia PKU Motion do zlecenia
279/2019 [12] w 2018 roku w Polsce postawiong diagnoze PKU zgodnie z ICD-10: E70.0 miato
1861 0s6b, z czego 1613 osbéb to pacjenci w wieku =23 r.z. Najnowsze dane NFZ w zakresie
liczebnos$ci populacji z rozpoznaniem gtéwnym lub wspdfistniejgcym ICD-10: E70.0 przedstawiono w
AWA PKU Mix-In do zlecenia 44/2025 [5] wskazujg, ze liczba pacjentéw z PKU ogotem (bez
ograniczenia do populacji oséb w wieku powyzej 3 r.z.) w latach 2022-2024 wynosita odpowiednio
2002, 2045 i 2 046 osob. Brak jest petnych danych za rok 2025 (w AWA przedstawiono wylgcznie
dane czastkowe z okresu styczen-maj 2025). Na podstawie danych z lat 2023-2024 wydaje sie, ze w
ostatnich latach wzrost populacji chorych na PKU zostat spowolniony, co moze wynikac z rokrocznie
malejacej liczby urodzen w Polsce. Nalezy jednak zauwazy¢, ze wnioskowanie o odwrdceniu trendu

wzrostowego na podstawie danych z dwéch lat jest obarczone znaczng niepewnoscia.

Biorac pod uwage, ze ostatnie dostepne dane NFZ dotyczgce liczebnosci populacji pacjentow z
rozpoznaniem PKU w wieku powyzej 3 r.z. pochodzg z 2018 roku konieczne byto przeprowadzenie
prognozy liczebnosci tej populacji. Prognozy te przeprowadzono dwojako. W pierwszej wersji obliczen
postuzono sie wspomnianymi danymi NFZ z 2018 roku dotyczacymi liczby pacjentéw z PKU w wieku
powyzej 3 r.z. — zwiekszajac jg co roku o pacjentéw osiggajgcych 3 r.z. z rozpoznaniem PKU
zdiagnozowanym w okresie noworodkowym oszacowano populacje pacjentow z PKU w wieku
powyzej 3 r.z. w horyzoncie czasowym analizy wynoszacg 2 009 oraz 2 044 os6b odpowiednio w
latach 2027-2028. Alternatywnie przeprowadzono prognoze sprzedazy preparatéw biatkozastepczych
refundowanych w diecie eliminacyjnej w PKU u os6b powyzej 3. roku zycia, zas prognozowang liczbe
gramoéw biatka przeliczono na liczbe pacjentéw z nich korzystajgcych z wykorzystaniem oszacowane;j
rzeczywistej podazy biatka z preparatéw biatkozastepczych przypadajgcej na jedng osobe z
analizowanej populacji. Wyznaczona w ten sposoéb liczebnos¢é populacji docelowej obejmuje

2038 oraz 2061 os6b odpowiednio w 1. i 2. roku horyzontu czasowego analizy. Finalnie w
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obliczeniach podstawowych niniejszej analizy uwzgledniono oszacowanie z wykorzystaniem prognozy
danych sprzedazowych. Biorgc pod uwage, ze oszacowana w ten sposob liczebnos¢ populaciji jest
wyzsza od liczebnosci wyznaczonej na podstawie danych NFZ dotyczgce liczby pacjentow z
rozpoznaniem PKU w wieku powyzej 3 r.z., liczby urodzen oraz zapadalnosci na PKU, obliczenia

analizy w zakresie populacji docelowej nalezy uzna¢ na konserwatywne.

Rozpowszechnienie analizowanych preparatow biatkozastepczych w populacji docelowej w
scenariuszu istniejgcym okreslono na podstawie prognozy danych sprzedazowych NFZ. Nalezy
zaznaczyC, ze zuzycie preparatéw biatkozastepczych w horyzoncie czasowym analizy zalezy od
indywidualnych potrzeb i preferencji pacjentéw, w zwigzku z czym przeprowadzone estymacje sg
obarczone niepewnoscig. Jednoczesnie wydaje sie, ze mimo iz sprzedaz poszczegodlnych opakowan
moze podlega¢ znacznym fluktuacjom i jest trudna do przewidzenia, przewidywania dotyczace

catkowitej sprzedazy gramow biatka w podziale na rodzaj preparatu sg wzglednie pewne.

|
_. Jako ze wiekszos$¢ chorych w Polsce ma klasyczng postaé

choroby charakteryzujaca sie niskg tolerancjg fenyloalaniny [5], preparaty oparte na GMP nie mogg
stanowi¢ 100% zalecanej podazy biatka z preparatow biatkozastepczych. Biorgc pod uwage, ze
preparaty GMP sg w Polsce refundowane od 2021 roku, mozna przypuszczac, ze ustalona zostata
pewna réwnowaga miedzy zuzyciem biatka z preparatow GMP i L-AA, ktéra potencjalnie nie zmieni
sie w sytuacji refundacji nowego preparatu GMP. Nowy preparat bedzie rozszerzat liste dostepnych
smakoéw dla pacjentéw, ktorzy obecnie stosujg juz smakowe preparaty GMP. Jako ze nie ma
mozliwosci jednoznacznego okreslenia, jakie preparaty bedg zastepowane przez PKU GMPro Delight

przeprowadzono szereg analiz wrazliwosci w tym zakresie.

Nalezy podkresli¢, ze PKU jest chorobg wymagajacg od chorego przestrzegania $cisle okreslone;j i
restrykcyjnej diety, ktéra powinna by¢ stosowana przez cate zycie, co wymaga od pacjentéw duzej
motywacji, determinacji i silnej woli. Duzym problemem dla pacjentéw z PKU jest przestrzeganie
zalecen dietetycznych (compliance). Z analizy sprzedazy tych preparatow w populacji pacjentow
powyzej 3. roku zycia stosujgcych $sspz w PKU wynika, ze przyjmowana wraz z preparatami
biatkozastepczymi dzienna dawka ekwiwalentu biatka stanowita okoto 72% zalecanej dawki biatka
pochodzacej z preparatéw biatkozastepczych. Z badan wynika, ze wchodzgcy w zycie mtodzi doro$li
z PKU (po ukonczeniu 18. roku zycia) przestajg przestrzegac Scistej diety niskofenyloalaninowej, cho¢
zdajg sobie sprawe, ze aktualne zalecenia wskazujg na koniecznos¢ jej stosowania przez cate zycie.
Szacuje sie, ze nawet 70% dorostych os6b z PKU nie stosuje sie $cisle do zalecen dietetycznych [29—
31]. Akceptowalnos¢ smakowa i zapachowa preparatow oraz ich réznorodnos¢ ma kluczowe
znaczenie dla poprawy przestrzegania zalecen dietetycznych przez pacjentéw, jako ze zmniejsza
monotonie wieloletniego stosowania restrykcyjnej diety. Na potrzebe zwiekszania réznorodnosci
preparatéw biatkozastepczych wskazywata Rada Przejrzystosci przy AOTMIT oraz Prezes AOTMIT w
opiniach i rekomendacjach dotyczgcych preparatéw PKU Express oraz PKU Cooler [1-4]. Na duze

oczekiwania pacjentdw zwigzane z dostepem do réznorodnych produktdéw biatkozastepczych zwrécit
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takze uwage przedstawiciel organizacji pacjentéw chorych na PKU (,ARS VIVENDI”) w opinii
przedstawionej w Analizie Weryfikacyjnej dla produktu PKU GMPro Mix-In opublikowanej w lipcu 2025
roku na BIP AOTMIT [5].

|
|
I \/prowadzenie do refundacii nowego produktu

opartego o GMP — produktu PKU GMPro Delight, ktéry odréznia sie od dotychczas refundowanych
produktéw GMP, miedzy innymi obecnoscig w jego sktadzie btonnika pokarmowego oraz rodzajem
dostepnych smakoéw, zwiekszytoby réznorodnos$é biatkozastepczych preparatéw stosowanych u
pacjentéw z PKU. W zwigzku z tym wprowadzenie refundacji wnioskowanej technologii mogtoby
wplyngé na zwiekszenie poziomu przestrzegania restrykcyjnej diety pozostajgcej wcigz ziotym

standardem leczenia w PKU.
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10. Zestawienie weryfikacyjne
analizy ze wzgledu na minimalne

wymagania Ministerstwa Zdrowia

Tabela 41.
Wskazanie spetnienia minimalnych wymagan Rozporzadzenia Ministra Zdrowia z dn. 24.10.2023 r. dla analizy wplywu
na budzet

Wymagania Rozdziat
§3.
Informacje zawarte w analizach musza by¢ aktualne na dzien zlozenia Dane w zakresie cen oraz sposobu
wniosku, co najmniej w zakresie skutecznosci, bezpieczenstwa, cen oraz finansowania ocenianych technologii sa
poziomu i sposobu finansowania technologii wnioskowanej i technologii aktualne na dzien ztozenia wniosku

opcjonalnych.
§ 6.1 Analiza wplywu na budzet zawiera:

1. Oszacowanie rocznej liczebnosci populacji:

» obejmujacej wszystkich pacjentow, u ktorych wnioskowana technologia Rozdz. 125
moze by¢ zastosowana, T

» docelowej, wskazanej we wniosku, Rozdz. 1.2.2 oraz 2.5

» w ktorej technologia wnioskowana jest obecnie stosowana, Rozdz. 1.2.4

2. oszacowanie rocznej liczebnosci populacji, w ktérej wnioskowana
technologia bedzie stosowana przy zatozeniu, ze minister wtasciwy do Rozdz. 3.1
spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacja (...)

3. oszacowanie aktualnych rocznych wydatkéw podmiotu zobowiazanego
do finansowania Swiadczen (...) ponoszonych na leczenie pacjentow w
stanie klinicznym wskazanym we wniosku, z wyszczegolnieniem Rozdz. 1.2.3
sktadowe] wydatkow stanowigcej refundacje ceny wnioskowanej
technologii, o ile wystepuije;

4. ilosciowa prognoze rocznych wydatkéw podmiotu zobowiazanego do
finansowania Swiadczen (...), jakie bedg ponoszone na leczenie
pacjentéw w stanie klinicznym wskazanym we wniosku z Rozdz 3.2
wyszczegolnieniem sktadowej wydatkéw stanowiacej refundacje ceny o
wnioskowanej technologii przy zatozeniu, ze minister wlasciwy do
spraw zdrowia nie wyda decyzji o objeciu refundacja (...)

5. ilosciowa prognoze rocznych wydatkow podmiotu zobowigzanego do
finansowania Swiadczen (...), jakie beda ponoszone na leczenie
pacjentéw w stanie klinicznym wskazanym we wniosku z Rozdz 3.3
wyszczegolnieniem skltadowej wydatkow stanowiacej refundacje ceny T
wnioskowanej technologii przy zatozeniu, ze minister wtasciwy do
spraw zdrowia wyda decyzje o objeciu refundacja (...)

6. oszacowanie dodatkowych wydatkow (...), jakie beda ponoszone na
leczenie pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku, Rozdz. 3.4
stanowiacych réznice pomiedzy prognozami (...)

7. minimalny i maksymalny wariant oszacowania (...) Rozdz. A.1.3
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Wymagania Rozdziat

8. zestawienie tabelaryczne wartosci, na podstawie ktérych dokonano Rozdz. 2

oszacowan (...) oraz prognoz (...) ’

9. wyszczegolnienie zatozen, na podstawie ktérych dokonano oszacowan
(...) oraz prognoz (...), w szczegolnosci zatozen dotyczacych
kwalifikacji wnioskowanej technologii do grupy limitowej i wyznaczenia
podstawy limitu,

Rozdz. 13114

10. dokument elektroniczny, umozliwiajacy powtorzenie wszystkich
kalkulacji, w wyniku ktérych uzyskano oszacowania (...) oraz prognozy Zalacznik analizy
(--)

§6.2.

Oszacowania (...) oraz prognozy (...) dokonywane sa w horyzoncie Rozdz 2.4
czasowym wiasciwym dla analizy wplywu na budzet. -

§6.3.

Oszacowan, o ktérych mowa w ust. 1 pkt 3, 6 i 7 oraz prognozy, o ktérych
mowa w ust. 1 pkt 4 i5, dokonuje sie w szczegdlnosci na podstawie
oszacowan, o ktérych mowa w ust. 1 pkt 1i12. (_..). Jezeli nie jest mozliwe
przedstawienie wiarygodnych oszacowan, o ktérych mowa w ust. 1 pkt 1
2, analiza wplywu na budzet moze zawierac¢ dodatkowy wariant, w ktorym
oszacowania te uzyskano w oparciu o inne dane.

Rozdz. 2.5

§64

Jezeli wnioskowane warunki objecia  z uwzglednieniem proponowanego
refundacja obejmuja instrumenty instrumentu dzielenia ryzyka.
dzielenia ryzyka (...), oszacowania

(...) oraz prognozy (...) powinny by¢  bez uwzglednienia proponowanego
przedstawione w nastepujacych instrumentu dzielenia ryzyka.
wariantach:

Nie dotyczy

§7.1

W analizach, o ktorych mowa (...) wnioskodawca prezentuje oszacowania
uwzgledniajace wigczenie wnioskowanej technologii do istniejacej grupy
limitowej albo oszacowania uwzgledniajace utworzenie nowej grupy
limitowej

Rozdz. 1.3

§7.2

W przypadku gdy istnieja przestanki do utworzenia nowej, odrebnej grupy

limitowej 1 wnioskowane warunki objecia refundacja obejmuja utworzenie

nowej, odrebnej grupy limitowej, analizy (...) zawieraja dodatkowo dowody Rozdz. 1.3
uzasadniajace utworzenie nowej, odrebnej grupy limitowej wraz z

dodatkowymi oszacowaniami (...)

§ 8. Analizy, o ktorych mowa w § 1, musza zawierac:

dane bibliograficzne wszystkich wykorzystanych publikacji, z zachowaniem
stopnia szczegétowosci umozliwiajacego jednoznaczna identyfikacje kazdej
z wykorzystanych publikacji.
Rozdz. 8
wskazanie innych zrédet informacji zawartych w analizach, w szczegolnosci
aktow prawnych oraz danych osobowych autoréw niepublikowanych badan,
analiz, ekspertyz i opinii.
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Aneks A.

A.1. Analiza wrazliwosci

A.1.1.Warianty analizy wrazliwosci

W analizie wrazliwosci przedstawiono, w jakim zakresie mogg sie zmienia¢ wydatki ptatnika
publicznego, jesli zmianie beda podlega¢ parametry, ktérych nie udato sie oszacowaé z wystarczajaca

precyzja lub pewnoscia.

Ponizej w formie tabelarycznej przedstawiono parametry podlegajgce zmianie w poszczegdélnych

wariantach analizy wrazliwoéci, wraz z zakresem zmian oraz ich uzasadnieniem.

Tabela 42.
Parametry jednokierunkowej analizy wrazliwosci

Wartos¢ parametru w kolejnych latach

Parametr Wariant Uzasadnienie
2027 2028
Liczba pacjentow A0 2047 2070 Rozdz 25
z populacji docelowej A1 2009 2 044
I [
BO
I [
o *
Udzialy i zastepowanie preparatow
przez PKU GMPro Delight Rozdz. 2.6.2
W scenariuszu nowym
L ——
53 *
Udziat preparatow Co 82,5%
biatkozastepczych w zalecanej Rozdz. 2.7
podazy biatka C1 100,0%
DO Dane NFZ
Struktura wieku pacjentow z PKU Rozdz. 2.7
D1 Dane GUS
Odsetek pacjentow, u ktorych EO B
nastapi poprawa compliance po Rozdz. 2.7
wprowadzeniu PKU GMPro Delight E1 60%
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Wartosc¢ parametru w kolejnych latach

Parametr Wariant Uzasadnienie
2027 2028
FO Preparat PKU Sphere 20 o smaku waniliowym
Podstawa limitu F1 Preparat PKU GMPro Delight,

w grupie limitowej 216.25
F2

opakowanie 30 saszetek po 30 g Rozdz. 2.8

Preparat PKU GMPro Delight,
opakowanie 30 saszetek po 40 g

Ponizej przedstawiono wyniki jednokierunkowych analiz wrazliwosci.

A.1.2.Wyniki analizy wrazliwosci

WYDATKI PLATNIKA PUBLICZNEGO

Tabela 43.

Wydatki ptatnika publicznego - analiza wrazliwosci

Scenariusz nowy Wydatki inkrementalne
Wariant Kategoria

2027 2028 2027 2028
Analiza Wydatki na GMPro Delight | EEEEIN [ ] [ ] [ ]
podstawowa Wydatki calkowite I I S s
Wydatki na GMPro Delight | IR [ [ ] [
Al Wydatki catkowite _ _ _ _
Wydatki na GMPro Delight [N [ [ | I
o1 Wydatki catkowite [ [ ] I I
Wydatki na GMPro Delight ] [ ] [ [ ]
82 Wydatki catkowite _ _ _ _
Wydatki na GMPro Delight _ _ _ _
83 Wydatki catkowite I ] [ ] [
Wydatki na GMPro Delight | I [ ] [ ] [ ]
“ Wydatki catkowite I ] [ ] ]
Wydatki na GMPro Delight [ [ [ [
1 Wydatki catkowite _ _ _ _
Wydatki na GMPro Delight [ [ [ [
€ Wydatki catkowite _ _ _ _
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Scenariusz nowy Wydatki inkrementalne
Wariant Kategoria
2027 2028 2027 2028
Wydatki na GMPro Delight [ N REEEEEN I [ | I
F1
Wydatki calkowite I N I e
Wydatki na GMPro Delight [ N RIS I [ | I
F2
Wydatki calkowite I N I e

WYDATKI PLATNIKA PUBLICZNEGO | PACJENTOW

Tabela 44.
Wydatki ptatnika publicznego i pacjentow - analiza wrazliwosci

Scenariusz nowy Wydatki inkrementalne
Wariant Kategoria

2027 2028 2027 2028
Anallza Wydatki na GMPro Delight I ] [ ] [ ]
podstawowa Wydatki catkowite I N S .
Wydatki na GMPro Delight | N EEEEE [ ] [ ] [ ]
Al Wydatki calkowite I I e I
Wydatki na GMPro Delight | EEEEE ] [ ] [ ]
o Wydatki calkowite I [ I
Wydatki na GMPro Delight | SN ] [ ] [ ]
82 Wydatki calkowite I [ ] [
Wydatki na GMPro Delight I [ [ ] [
83 Wydatki calkowite I [ ] [
Wydatki na GMPro Delight I [ [ [
“ Wydatki catkowite _ _ _ _
Wydatki na GMPro Delight [ IR [ [ [ ]
o1 Wydatki catkowite ] ] [ ] I
Wydatki na GMPro Delight ] [ ] [ [ ]
o Wydatki catkowite I ] [ [ ]
Wydatki na GMPro Delight [ ] [ ] [ [
& Wydatki catkowite _ _ _ _
Wydatki na GMPro Delight N N [ [ | [
F2 Wydatki catkowite _ _ _ _
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Aneks B.

B.1. Populacja docelowa

B.1.1.Dane demograficzne

Polskie dane demograficzne oraz prognoza ludnosci Polski okreslone zostaty w oparciu o publikowane
dane GUS. W pierwszej kolejnosci okreslono liczbe zywych urodzen oraz liczbe ludnosci Polski w
wieku = 3 r.z. na lata 2016-2024 [10]. Dane z lat wczesniejszych niezbedne byty do okreslenia liczby
urodzonych dzieci, u ktérych zdiagnozowana bedzie fenyloketonuria na podstawie badan
przesiewowych w kolejnych latach analizy. W kolejnym kroku uwzgledniono prognoze GUS na lata
2025-2028 w wariancie niskim [11]. Ponizej zaprezentowano dane zbiorcze.

Tabela 45.
Prognoza liczby urodzen i liczby ludnosci 2 3 lat
Rok Liczba zywych urodzen Liczba ludnosci 2 3 lat Komentarz
2016 382 254 37 311 500
2017 401 874 37 283 600
2018 388 287 37 243 300
2019 375063 37 223 600
2020 355 309 36 978 400 Dane rzeczywiste
2021 331511 36 854 500
2022 305 237 36 782 941
2023 301907 36 730 679
2024 251782 36 665 667
2025 272 855 36 421 351
2026 264 982 36 257 081

Prognoza ludnoéci na lata

2027 257 952 36 115 998 2023-2060, wariant niski

2028 252 117 35974 744
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B.1.2.Liczba leczonych pacjentow z PKU - dane NFZ

Dane na temat liczby leczonych pacjentéw z PKU znajdujg sie w analizach weryfikacyjnych do zlecen
279/2019 [12], 313/2020 [20] oraz 44/2025 [5], dotyczacych objecia refundacjg odpowiednio $rodka
specjalnego przeznaczenia zywieniowego Mevalia PKU Motion, GMPro oraz GMPro Mix-In we
wskazaniu fenyloketonuria. W ramach przytoczonych opracowan przedstawiono dane NFZ dotyczace
liczby pacjentow (niepowtarzajgce sie numery PESEL) z rozpoznaniem ICD-10: E70.0 (klasyczna
fenyloketonuria) w latach 2017-2025 (do maja 2025).

Tabela 46.
Liczba pacjentow z PKU — AWA Mevalia PKU Motion [12]

Parametr 2017 2018
liczba pacjentow z rozpoznaniem ICD-10: E70.0 1839 1861
liczba pacjentow 2 3 r.z. z rozpoznaniem ICD-10: E70.0 1584 1613

Liczba pacjentow 2 3 r.z. z rozpoznaniem ICD-10: E70.0, u ktorych zrefundowano $sspz

Ny - 1621 1596
we wnioskowanym wskazaniu
Tabela 47.
Liczba pacjentow z PKU - AWA GMPro [20]
Parametr 2018 2019 2020
liczba pacjentow z rozpoznaniem ICD-10: E70.0 1861 1948 1630
liczba pacjentow w wieku od 12 do 18 r.z. 251 248 207
liczba pacjentow w wieku = 18 r.z. 825 891 718
*dane za okres od stycznia do czerwca
Tabela 48.
Liczba pacjentow z PKU — AWA GMPro Mix-In [5]
Parametr 2019 2020 2021 2022 2023 2024  2025*
liczba pacjentow z rozpoznaniem ICD-10: E70.0 1855 1816 1843 2002 2045 2046 1291

*dane za okres od stycznia do maja

Nalezy zauwazy¢, ze w okresie, dla ktérego dostepne sg dane, liczba leczonych pacjentéw z PKU co
roku ulegta zwiekszeniu (poza okresem pandemii COVID-19 w latach 2020-2021). Na podstawie
danych z Tabela 46 oszacowano, ze pacjenci w wieku powyzej 3. r.z. stanowili okoto 86% wszystkich
pacjentéw z rozpoznaniem PKU w latach 2017-2018 (liczba pacjentéw = 3 r.z. z rozpoznaniem ICD-
10: E70.0/ liczba pacjentéw z rozpoznaniem ICD-10: E70.0).
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B.2. Sprzedaz preparatow biatkozastepczych

B.2.1.Sprzedaz w grupie wiekowej powyzej 3. r.z.

Populacje docelowg stanowiag pacjenci z PKU powyzej 3. r.z. W zwigzku z tym w niniejszej analizie
uwzgledniono preparaty, ktére zgodnie ze wskazaniami refundacyjnymi moga by¢ stosowane réwniez
przez pacjentéw w wieku < 3 r. z. zestawione w tabeli ponizej.

Tabela 49.
Przedzialy wiekowe kwalifikujace do spozywania danego preparatu

Iiﬁrir:;a I zaI':i:nairr:;/a\l:l‘iyek* zm:::xyﬂi?l’(‘ pac?:::?wv;zmzcgir.i.
216.25 PKU Sphere (8 eanéw) 4 . 100%

216.25 PKU GMPro Mix-In 3 - 100%

216.5 milupa pku 3 advanta 15 - 100%

216.8 milupa pku 2 prima 1 18 Oszacowania (Tabela 51)
216.11 milupa pku 2 secunda 8 - 100%

216.14 Lophlex (3 eany) 8 - 100%

216.19 PKU Lophlex LQ (10 eandw) B - 100%

216.20 PKU Cooler (15 eanow) 3 - 100%

216.21 PKU Express (8 ean6w) 3 - 100%

216.22 PKU Gel (3 eany) 0,5 10 Oszacowania (Tabela 51)
216.24 Mevalia PKU Motion (4 eany) 3 - 100%

216.9 PKU Anamix junior (5 eanéw) 1 10 Oszacowania (Tabela 51)
216.10 Milupa pku 2 mix 1 18 Oszacowania (Tabela 51)
216.12 Milupa pku 2 shake (2 eany) 8 - 100%

216.13 Phenyl-Free 2 1 - Oszacowania (Tabela 51)
216.15 Easiphen 8 - 100%

216.16 Phenyl-Free 2HP 1 - Oszacowania (Tabela 51)
216.17 XP Maxamum 8 - 100%

* okreslony w latach

W celu okreslenia sprzedazy preparatéw biatkozastepczych w populacji docelowej skorzystano z
danych raportowanych w statystykach NFZ. Najnowsze dane dostepne sg za 2024 rok i umozliwiajg
wygenerowanie zestawien m.in. z podziatem na nastepujace grupy wiekowe: <1 roku, 1-6 lat, 7-17 lat,
18-40 lat, 41-60 lat, 61-80 lat oraz >80 lat [32].

Dla kazdego opakowania oszacowano liczbe sprzedanych graméw biatka z podziatem na grupy
wiekowe: <1 roku, 1-6 lat, 7-17 lat, 18-40 lat, 41-60 lat, 61-80 lat oraz >80 lat (przyjmujac liczbe
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graméw biatka zawartg w analizowanych opakowaniach wskazang w Tabela 59, Tabela 62 oraz
Tabela 63). Nastepnie dokonano podziatu grupy pacjentéw 1-6 na dwie grupy wiekowe: 1-2 i 3-6. W
tym celu okreslono dobowa podaz biatka dla wieku od 1 roku do 6 lat wigcznie, uwzgledniajgc dzienne
zapotrzebowanie na biatka w zaleznosci od wieku i masy ciata pacjenta, na podstawie Zalecen Polskiej
Grupy ds. Fenyloketonurii (szczegétowe dane w rozdz. B.3). Nastepnie, zaktadajac rownomierny
rozktad pacjentéw w wieku 1-6, oszacowano udziaty zapotrzebowania na biatko w przedziale
wiekowym n (n=1, 2, ..., 6) dla pacjentow z PKU w zapotrzebowaniu wszystkich pacjentow w
przedziale 1-6. Wyniki przedstawiono w ponizszej tabeli.

Tabela 50.
Udziat zapotrzebowania na biatko grupy wiekowej pacjentow z PKU w zapotrzebowaniu na biatko wszystkich chorych
w grupie pacjentow 1-6

Wiek b iﬁlI(:t:(agnlakzol:ifzc - Srednia('r(nga)sa ciata Dog;::;aap(n:;!ai Odsetek
1 22 11,2 241 12%
2 22 13,7 295 14%
3 22 16,3 35,0 17%
6 22 18,1 38,9 19%
5 19 20,1 37,2 18%
6 1,9 23,3 43,1 21%
3-6 - - - 74%

Przy uwzglednionych zatozeniach udziat zapotrzebowania na biatko w grupie 3-6 stanowi 74%
catkowitego zapotrzebowania biatka w grupie 1-6. Ponizsza tabela przedstawia oszacowany udziat
sprzedanych gram biatka w populacji docelowej, tj. pacjentow powyzej 3 r.z. dla preparatéw, ktére
zgodnie ze wskazaniami refundacyjnymi maja szersza populacje.

Tabela 51.
Udziat sprzedazy w populacji pacjentow powyzej 3 r. 2.

Liczba gramow biatka Udzial gramow
T w grupach wiekowych biatka w
limit :,wa Nazwa handlowa populacji
1-2 36 Wszystkie pacjentow
) ; grupy powyzej 3r.z.
216.8 milupa pku 2 prima 201350 580150 1105800 82%
PKU Gel o smaku pomaranczowym 23 884 68 816 147 600 84%
216.22 PKU Gel o smaku malinowym 52 946 152 554 246 300 78%
PKU Gel o smaku neutralnym 72 579 209 121 347 700 74%
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Liczba gramow biatka Udziat gramow
G w grupach wiekowych biatka w
rupa =
limitowa Nazwa handlowa ) po;_)ula<_:j|
12 36 Wszystkie pacjentow
grupy powyzej 3r.z.
PKU Anamix junior (o smaku waniliowym) 32695 94 205 274 800 88%
PKU Anamix junior (o smaku neutralnym) 38 029 109 571 238 800 84%
216.9 PKU Anamix junior (o smaku pomaranczowym) 3 556 10 244 55 800 94%
PKU Anamix junior (0 smaku czekoladowym) 8116 23 384 72 300 89%
PKU Anamix junior (0 smaku owocow lesnych) 37719 108 681 273 900 86%
216.10 Milupa pku 2 mix 104736 301776 793 800 87%
216.13 Phenyl-Free 2 167 140 481580 1613661 90%
216.16 Phenyl-Free 2HP 91097 262478 3318740 97%

B.2.2.Prognoza sprzedazy preparatow biatkozastepczych

Prognoze sprzedazy $ssp stosowanych w fenyloketonurii uwzglednionych w niniejszej analizie (patrz
aneks, rozdz. Aneks C) oparto na danych NFZ dotyczacych liczby sprzedanych opakowan
poszczegolnych preparatéw stosowanych w PKU w okresie od stycznia 2021 do stycznia 2026 (dane
miesieczne) [14]. Do danych dopasowano trend logarytmiczny, a w przypadku, gdy trudno wskazaé
wyrazng tendencje badz trend w obrebie analizowanych wartosci, zastosowano $rednig z ostatnich
12 miesiecy i dokonano prognozy na lata 2027-2028 dla kazdego preparatu osobno. Nastepnie
kazdemu opakowaniu przypisano liczbe graméw biatka znajdujgcg sie w opakowaniu oraz okreslono,
jaka czesé gramoéw biatka sprzedanych w ramach poszczegolnych opakowan dotyczyta populacji
powyzej 3. r.z. (zgodnie z oszacowaniem przedstawionym w Tabela 51). Szczegétowe oszacowania
sg dostepne w pliku obliczeniowym analizy na arkuszu ‘Populacja’.

Wyjatkiem jest preparat GMPro Mix-In, ktéry refundowany jest od stycznia 2026. W zwigzku z tym
dostepne dane statystyczne na temat jego sprzedazy s3a istotnie ograniczone, a prognoze sprzedazy

przeprowadzono w oparciu o prognozy rynkowe dostarczone przez Zamawiajgcego. Prognozy te

zakiadaja sprzedaz |
T, Do prognozowanej liczby

gramow biatka ze sprzedazy GMPro Mix-In w pierwszych dwéch latach refundacji dopasowano trend

logarytmiczny i zaprognozowano sprzedaz w kolejnych miesigcach roku 2028.

Podsumowanie prognoz sprzedazy GMPro Mix-In oraz zatozenia dotyczace zastepowania
pozostatych preparatow wykorzystane w niniejszej analizie przedstawia ponizsza tabela, za$
szczegbtowe dane i oszacowania dostepne sg w pliku obliczeniowym (arkusz ‘Populacja’, sekcja
‘Prognoza sprzedazy preparatu GMPro Mix In’).
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Tabela 52.
Prognoza sprzedazy GMPro Mix-In w kolejnych latach refundacji oraz zatozenie dotyczace zastepowania preparatow

Zalozenie dotyczace zastepowania
pozostalych preparatow

Prognozowana liczba gramow
biatka ze sprzedazy GMPro Mix-In - - -
* Warto$¢ roczna wyznaczona na podstawie prognozy dla kolejnych miesiecy refundacji w oparciu o liczbe graméw biatka ze sprzedazy
GMPro Mix-In w latach 2026-2027

Parametr 2026 2027 2028"

Oszacowang liczbe sprzedanych graméw biatka w latach 2027-2028 w podziale na preparaty GMP
bezsmakowe i smakowe, syntetyczne skondensowane bezsmakowe i smakowe oraz syntetyczne
nieskondensowane bezsmakowe i smakowe z uwzglednieniem prognozy sprzedazy GMPro Mix-In
zamieszczono w ponizszej tabeli. Podziat preparatow GMP, syntetyczne skondensowane i
syntetyczne nieskondensowane na bezsmakowe i smakowe przedstawiono odpowiednio w Tabela
59, Tabela 62 oraz Tabela 63.

Tabela 53.
Prognozowana liczba sprzedanych gramow biatka w latach 2027-2028 w populacji pacjentow w wieku powyzej 3r.z. z
uwzglednieniem prognozy sprzedazy preparatu GMPro Mix-In

Rodzaj preparatu 2027 2028
GMP, w tym I [
bezsmakowe I ]

smakowe [ ] [ ]

L-AA skondensowane, w tym ] [ ]
bezsmakowe [ ] ]

smakowe ] [ ]

L-AA nieskondensowane, w tym [ ] ]
bezsmakowe [ [ ]

smakowe [ ] ]

Razem 32 203 889 32 570 199

B.3. Dzienna podaz biatka

B.3.1.Zalecana dobowa podaz biatka

Dzienne zapotrzebowanie organizmu na biatko okreslajg Zalecenia Polskiej Grupy ds. Fenyloketonurii
z 2006 r. [15]. Zalecang dobowg podaz biatka w zaleznosci od wieku chorego przedstawiono w
ponizszej tabeli. W analizie uwzgledniono srednig warto$¢ podazy ze wskazanego przedziatu.
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Tabela 54.
Zalecana podaz biatka u chorych na fenyloketonurie [15]

Grupa wiekowa Zalecana podaz biatka / dobe Wartos¢ uwzgledniona w analizie
Ponizej 1.r.2. 2,5-3,0g/kg m. c. 2,8g/kgm.c.
1-4r.z. 1,8-2,5g/kgm. c. 2,2g/kgm.c.
4-10r.z. 1,7-2,0 g/kgm. . 1,9gkgm. c.
10-15r.2. 1,1-1,5g/kgm. c. 1,3g/kgm. c.
Powyzej 15. r.z. 1,0-1,3g/kgm. c. 1,2g/kgm. c.

m. C. masa ciata

Podaz biatka zalezy od masy ciata chorych na fenyloketonurie. Mase ciata w zaleznosci od wieku
pacjenta okreslono na podstawie danych dotyczacych populacji generalnej Polski. Mase ciata oséb w
wieku 0-14 lat zaczerpnieto z dokumentu Waga oséb w wieku 0-14 lat opracowanego przez GUS [17].
Dane dla oséb 15 lat i powyzej wyznaczono w oparciu o dane GUS [18, 19] dotyczace $redniego
wzrostu i poziomu BMI w poszczegdlnych kategoriach wiekowych oraz struktury wiekowej populaciji
os6b w wieku 15 lat i wiecej zgodnie z najbardziej aktualnymi danymi GUS dotyczacymi 2024 roku
[26]. Srednia masa ciata wyznaczona zostata na podstawie rozktadu BMI przy uwzglednieniu

jednostajnego rozktadu BMI w poszczegdlnych przedziatach BMI.

W tabeli ponizej zamieszczono $rednia mase ciata uwzgledniong w obliczeniach oraz oszacowang
zalecang dzienng podaz biatka w zaleznosci od wieku chorego na fenyloketonurie.

Tabela 55.
Masa ciata chorych na PKU, zalecana dobowa podaz biatka wzgledem wieku pacjenta

Wiek Zalecana podaz biatka / Srednia masa ciata Zalecana dobowa podaz

dobe chorych na PKU biatka

3 2,2g/kgm.c. 16,3 kg 3509
4 2,2g/kgm.c. 18,1 kg 389¢
1,9g/kgm. c. 20,1 kg 3729

6 1,9g/kgm. c. 23,3 kg 43149
7 1,9g/kgm. c. 26,4 kg 4884¢
8 1,9g/kgm. c. 29,8 kg 55,19
9 1,9g/kgm. c. 32,7kg 60,59
10 1,9g/kgm. c. 36,8 kg 68,19
1 1,3g/kgm. c. 41,8 kg 543¢g
12 1,3g/kgm. c. 46,0 kg 598¢
13 1,3g/kgm. c. 51,7kg 6729
14 1,3g/kgm. c. 55,1kg 71,69
15 1,3g/kgm. c. 63,3 kg 82,3g
16 1,2g/kgm. c. 63,3 kg 72849
17 1,2g/kgm. c. 63,3 kg 72849
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Wiek Zalecana podaz biatka / Srednia masa ciala Zalecana dobowa podaz
dobe chorych na PKU biatka
>=18 1,2g/kgm. c. 75,1kg 86,44

W celu okreslenia $redniego dobowego spozycia graméw biatka z preparatéw biatkozastepczych
wsérdd chorych na PKU w wieku powyzej 3 r.z. wyznaczono strukture wieku tych pacjentéw na dwa
sposoby:

e w oparciu o dane NFZ o liczbie pacjentéw z fenyloketonuria: kompletnymi danymi obejmujacymi
wszystkich leczonych pacjentéw z PKU w Polsce (Tabela 46, Tabela 47) dostepne s3 tylko dla
roku 2018. Na podstawie tych danych mozna oszacowa¢, ze pacjentow w wieku od 3 do 17 lat
jest 788, w wieku powyzej 18 lat jest 825. Dorosli pacjenci stanowig 51,15% populacji pacjentéw
powyzej 3. r.z. Dodatkowo zaktadajac réwnomierny rozkiad pacjentow ze wzgledu na wiek w
grupie 3-17, otrzymamy strukture wieku w analizowanej populaciji;

e woparciu o dane GUS o liczbie ludnosci w Polsce w 2024 roku [26].

Wyniki oszacowan zaprezentowano w tabeli ponizej.

Tabela 56.
Rozkiad chorych na PKU powyzej 3 r.z. wzgledem ich wieku
Dane NFZ (2018) Dane GUS (2024)
Wiek
Liczba pacjentow Struktura wieku Liczba ludnosci Struktura wieku

3 53 3,26% 334 933 0,91%
4 53 3,26% 350 901 0,96%
5 53 3,26% 376 235 1,03%
6 53 3,26% 394 546 1,08%
7 53 3,26% 413 447 1,13%
8 53 3,26% 397 373 1,08%
9 53 3,26% 388 864 1,06%
10 53 3,26% 391 768 1,07%
1 53 3,26% 384 808 1,05%
12 53 3,26% 404 112 1,10%
13 53 3,26% 403 700 1,10%
14 53 3,26% 427 402 1,17%
15 53 3,26% 431473 1,18%
16 53 3,26% 425 435 1,16%
17 53 3,26% 396 544 1,08%

>=18 825 51,15% 30744 126 83,85%

Suma 1520 100,00% 36 665 667 100,00%
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B.3.2.Rzeczywista dobowa podaz biatka

Duzym problemem dla pacjentéw z PKU jest przestrzeganie zalecen dietetycznych (compliance).
Wsrod problemoéow wplywajacych na brak przestrzegania diety wskazaé mozna trudnosé w
przygotowaniu specjalnych biatkozastepczych produktéw zywieniowych, jak réowniez ich smak i walory
sensoryczne. Problem nieprzestrzegania diety w PKU wystepuje pomimo obecnosci na rynku i
refundacji szerokiego zakresu preparatéw biatkozastepczych.

W celu okreslenia rzeczywistej dawki biatka stosowanej przez pacjentéw z fenyloketonurig w wieku
powyzej 3 r.z. oszacowano sprzedaz preparatéw biatkozastepczych w tejze grupie wiekowej i
poréwnano z liczbg pacjentéw z PKU = 3 r.z., ktérym zrefundowano $sspz.

W zwigzku z tym, ze dane NFZ o liczba pacjentéw w wieku = 3 r. z., z rozpoznaniem ICD-10: E70.0,
u ktérych zrefundowano $sspz dostepne sg tylko za okres 2017-2018 (Tabela 46), dlatego dla
zachowania spéjnosci z danymi NFZ, w obliczeniach rzeczywistej dawki uwzgledniono dane
sprzedazowe za okres 2017-2018 [14]. Uwzgledniono preparaty refundowane w latach 2017-2018,
dla ktérych zaraportowano sprzedaz w tym okresie, wykluczono preparaty refundowane zgodnie ze
wskazaniami tylko w populacji niemowlat i dzieci do 3. roku zycia. Dla preparatéw, dla ktérych zgodnie
ze wskazaniami refundacyjnymi populacje stanowig pacjenci powyzej 3 r. z. przyjeto 100% udziat
sprzedazy graméw biatka, a w przypadku preparatéw, dla ktérych populacja jest szersza,
uwzgledniono odsetki oszacowane w rozdziale B.2.1.

Podsumowanie obliczen przedstawiono ponizej, za$ szczegdtowe oszacowania znajduja sie w pliku
obliczeniowym analizy na arkuszu ‘Pozostate dane’.

Tabela 57.
Dobowa dawka biatka wynikajaca ze sprzedazy na podst. danych z lat 2017-2018

Parametr 2017 2018
Liczba sprzedanych gram biatka w populacji pacjentow 2 3r. . 245358859 260796429
Liczba pacjentow 2 3 r. z. z rozpoznaniem ICD-10: E70.0, u ktorych
. . 1621 1596
zrefundowano $sspz
Dobowa dawka wynikajaca ze sprzedazy 4149 4479
Srednia dobowa dawka biatka* 431¢

* $rednia wazona liczbg pacjentow

W ramach analizy weryfikacyjnej do zlecenia 44/2025 [5], analitycy Agencji wyznaczyli Srednig dobowa
podaz biatka z preparatow biatkozastepczych na podstawie danych NFZ z 2024 r. dotyczacych liczby
zrefundowanych gramoéw biatka u pacjentéw =3 r.z. i prognoz w zakresie liczby pacjentow =23 r.z. W
ramach niniejszej analizy przeprowadzono analogiczne obliczenia z wykorzystaniem danych za rok
2025, zgodnie z ponizszg tabelg. Nalezy podkreslié, ze wiasciwg wartoscia do uwzglednienia w
obliczeniach jest warto§¢ wyznaczona na podstawie rzeczywistych danych dotyczacych liczby
pacjentdéw oraz wielkosci sprzedazy, a zatem warto$¢ wyznaczona na podstawie danych z lat 2017-
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2018. Dane za rok 2025 bazuja na prognozie liczby pacjentéw, a zatem zwigzane sg ze zwiekszong
niepewnoscig i w konsekwencji zostaty zaprezentowane jedynie w celach pogladowych.

Tabela 58.
Dobowa dawka biatka wynikajaca ze sprzedazy na podst. danych sprzedazowych NFZ oraz prognoz w zakresie liczby
pacjentow dla roku 2025

Parametr 2025

Liczba sprzedanych gram biatka w populacji pacjentow = 3 r. z. 310210299
Liczba pacjentow 2 3 r. z. z rozpoznaniem ICD-10: E70.0, u ktérych zrefundowano ssspz 1941*
Dobowa dawka wynikajaca ze sprzedazy 43749

* Prognoza liczby pacjentow w wieku powyzej 3 r.z. na podstawie danych NFZ i publikacji Szypowska 2020 (patrz Tabela 9)
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Aneks C.

C.1. Preparaty biatkozastepcze refundowane w diecie

eliminacyjnej w PKU u oséb powyzej 3. roku zycia

W analizie uwzgledniono ceny refundowanych preparatéw biatkozastepczych na podstawie
obowigzujgcego obwieszczenia Ministra Zdrowia z dnia 17 marca 2026 [22]. W przypadku preparatow
opartych na GMP, refundowanych w ramach grupy limitowej 216.25 rozwazono sytuacje, w ktoérej

podstawe limitu wyznacza:

e PKU Sphere 20 o smaku waniliowym, zgodnie z obowigzujgcym obwieszczeniem,
e PKU GMPro Delight, opakowanie 30 saszetek po 30 g produktu,

e PKU GMPro Delight, opakowanie 30 saszetek po 40 g produktu.
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C.1.1.1 GRUPA LIMITOWA 216.25 ZGODNIE Z OBOWIAZUJACYM OBWIESZCZENIEM

Tabela 59.
Zestawienie srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego refundowanych w diecie eliminacyjnej w PKU u osob powyzej 3. roku zycia (w ramach katalogu A)
preparaty na bazie glikomakropeptydu (GMP) — podstawa limitu wyznaczona przez PKU Sphere 20 o smaku waniliowym

Nazwa produktu i Bezsmakowe/ Zawartosc¢ Kod EAN Liczba g biatka Urzedowa Cena Cena Limit Cena Rodzaj
postac Smakowe opakowania w opakowaniu cena zbytu hurtowa detaliczna finansowania pacjenta odptatnosci
216.25 Diety eliminacyjne w fenyloketonurii - produkty z glikomakropeptydami (GMP) dla pacjentow powyzej 4 r.z.
PKU Sphere 15 o Smakowe 2774 5060385940112 450 148050 156933 161857 161411 7.66 ryczalt
smaku waniliowym
PKU Sphere 150
smaku czerwonych Smakowe 274 5060385940105 450 1 480,50 1569,33 1618,57 1614,11 7,66 ryczait
owocow
PIA) Sphere 20 0 Smakowe 359 5060014059857 600 197400 209244 215214 2152,14 3,20 ryczait
smaku waniliowym
PKU Sphere 20 o
smaku czerwonych Smakowe 359 5060014059840 600 1974,00 2092 44 215214 215214 3,20 ryczatt
OWOCOW
PKU Sphere 20 o 30 saszetek po
smaku bananowym Smakowe 35 g 5060385943489 600 1974,00 209244 215214 215214 3,20 ryczait
PKU Sphere 20 o 30 saszetek po
smaku cytrynowym Smakowe 359 5060385943472 600 1974,00 2092 44 215214 215214 3,20 ryczatt
PKU Sphere 150
smaku Smakowe 30 Sag?,etek PO 5060385941621 450 1480,50 1569,33 161857 1614,11 7,66 ryczat
czekoladowym g
PKU Sphere 20 o
smaku Smakowe 30 Sagge‘e" PO 5060385941454 600 197400 209244 215214 215214 3,20 ryczat
czekoladowym g
PKU GMPro Mix-In Bezsmakowe U Sﬁszzgtgk PO 5016533658293 300 966,00 102396  1062,73 1062,73 3,20 ryczat
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C.1.1.2 GRUPA LIMITOWA 216.25 PRZY ZALOZENIU, ZE PODSTAWE LIMITU WYZNACZA OPAKOWANIE PKU GMPRO DELIGHT
ZAWIERAJACE 30 SASZETEK PO 30 G PRODUKTU

Tabela 60.
Zestawienie srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego refundowanych w diecie eliminacyjnej w PKU u os6b powyzej 3. roku zycia (w ramach katalogu A)
preparaty na bazie glikomakropeptydu (GMP) — podstawa limitu wyznaczona przez PKU GMPro Delight, 30 saszetek po 30 g produktu

Nazwa produktu i Bezsmakowe/ Zawartosc¢ Kod EAN Liczba g biatka Urzedowa Cena Cena Limit Cena Rodzaj
postac Smakowe opakowania w opakowaniu cena zbytu hurtowa detaliczna  finansowania pacjenta odptatnosci
216.25 Diety eliminacyjne w fenyloketonurii - produkty z glikomakropeptydami (GMP) dla pacjentow powyzej 4 r.z.
PKU Sphere 160 Smakowe 274 5060385940112 450 148050 156933 [N I [ I
smaku waniliowym ! ’
PKU Sphere 150
smaku czerwonych Smakowe 27 g 5060385940105 450 1 480,50 1569,33 N I [ ] [ ]
owocow
I Sphefe 20 0 Smakowe 35g 5060014059857 600 197400 209244 [N . [ [
smaku waniliowym ’ !
PKU Sphere 20 o
smaku czerwonych Smakowe 35¢ 5060014059840 600 1 974,00 200244 N I [ ] [ ]
OWOCOW
PKU Sphere 20 o 30 saszetek po
smaku bananowym Smakowe 35 5060385943489 600 1 974,00 209244 R ] [ [ ]
PKU Sphere 20 o 30 saszetek po
smaku cytrynowym Smakowe 35 g 5060385943472 600 1974,00 209244 R [ ] [ [ ]
PKU Sphere 15 0 30 tek
smaku Smakowe S"‘;'?,e eKPO 5060385941621 450 1 480,50 1560,33 | [ ] [ [ ]
czekoladowym g
PKU Sphere 20 o
smaku Smakowe ~ 30S252etekPO  5n603g5041454 600 197400 200244 [ I [ N
czekoladowym g
PKUGMProMixin  Bezsmakowe 0 %{78eKPO 5016533656203 300 96600 10239 [N . ] [
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BIA PKU GMPro Delight stosowany w fenyloketonurii u osob powyzej 3. roku Zycia

C.1.1.3 GRUPA LIMITOWA 216.25 PRZY ZALOZENIU, ZE PODSTAWE LIMITU WYZNACZA OPAKOWANIE PKU GMPRO DELIGHT
ZAWIERAJACE 30 SASZETEK PO 40 G PRODUKTU

Tabela 61.
Zestawienie srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego refundowanych w diecie eliminacyjnej w PKU u os6b powyzej 3. roku zycia (w ramach katalogu A)
preparaty na bazie glikomakropeptydu (GMP) — podstawa limitu wyznaczona przez PKU GMPro Delight, 30 saszetek po 40 g produktu

Nazwa produktu i Bezsmakowe/ Zawartosc¢ Kod EAN Liczba g biatka Urzedowa Cena Cena Limit Cena Rodzaj
postac Smakowe opakowania w opakowaniu cena zbytu hurtowa detaliczna  finansowania pacjenta odptatnosci
216.25 Diety eliminacyjne w fenyloketonurii - produkty z glikomakropeptydami (GMP) dla pacjentow powyzej 4 r.z.
PKU Sphere 160 Smakowe 274 5060385940112 450 148050 156933 [N I [ I
smaku waniliowym ! ’
PKU Sphere 150
smaku czerwonych Smakowe 27 g 5060385940105 450 1 480,50 1569,33 N I [ ] [ ]
owocow
I Sphefe 20 0 Smakowe 35g 5060014059857 600 197400 209244 [N . [ [
smaku waniliowym ’ !
PKU Sphere 20 o
smaku czerwonych Smakowe 35¢ 5060014059840 600 1 974,00 200244 N I [ ] [ ]
OWOCOW
PKU Sphere 20 o 30 saszetek po
smaku bananowym Smakowe 35 5060385943489 600 1 974,00 209244 R ] [ [ ]
PKU Sphere 20 o 30 saszetek po
smaku cytrynowym Smakowe 35 g 5060385943472 600 1974,00 209244 R [ ] [ [ ]
PKU Sphere 15 0 30 tek
smaku Smakowe S"‘;'?,e eKPO 5060385941621 450 1 480,50 1560,33 | [ ] [ [ ]
czekoladowym g
PKU Sphere 20 o
smaku Smakowe ~ 30S252etekPO  5n603g5041454 600 197400 200244 [ I [ N
czekoladowym g
PKUGMProMixin  Bezsmakowe 0 %{78eKPO 5016533656203 300 96600 10239 [N . ] [
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C.1.1.4 POZOSTALE GRUPY LIMITOWE

Tabela 62.
Zestawienie srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego refundowanych w diecie eliminacyjnej w PKU u osob powyzej 3. roku zycia (w ramach katalogu A)
preparaty syntetyczne skondensowane

o Liczbag s s
Nazwa produktu i postaé Bezsmakowe/ Zawartosc_: Kod EAN R Urzedowa Cena Ce_na Limit ) ana Rodzaj' )
Smakowe opakowania opakowaniu cenazbytu hurtowa detaliczna finansowania pacjenta odpfatnosci

216.5, Dieta eliminacyjna w fenyloketonurii, skondensowana - przeznaczona dla pacjentow powyzej 15 r.z.

milupa pku 3 advanta,

proszek Bezsmakowe 500¢ 5016533644449 350 416,75 44175 466,95 466,95 3,20 ryczatt

216.8, Dieta eliminacyjna w fenyloketonurii skondensowana - przeznaczona dla dzieci po ukonczeniu 1r.z.

milupa pku 2 prima,

proszek Bezsmakowe 50049 5016533644425 300 351,33 372,41 395,70 395,70 3,20 ryczalt

216.11 Dieta eliminacyjna w fenyloketonurii, skondensowana - przeznaczona dla pacjentow powyzej 8 r.z.

milupa pku 2 secunda,

proszek Bezsmakowe 500 ¢ 5016533644432 350 409,88 434,47 459,47 459,47 3,20 ryczait

216.14 Diety eliminacyjne w fenyloketonurii skondensowane, porcjowane - przeznaczone dla pacjentow powyzej 8 r.z.
Lophlex o smaku

neutralnym, proszek do 840 g
sporzadzania zawiesiny Bezsmakowe (30 x 28 ) 5016533656763 600 943,95 1000,59 1038,45 1038,45 3,20 ryczalt

doustnej

Lophlex o smaku

pomaranczowym, proszek g o6 8409 5016533656749 600 94305 100050 103845 1038,45 3,20 ryczait
do sporzadzania (30x28q)
zawiesiny doustnej
Lophlex o smaku owocow
lesnych, proszek do 840 g
sporzadzania zawiesiny Smakowe (30 x 28 g) 5016533656725 600 943,95 1 000,59 1038,45 1038,45 3,20 ryczatt

doustnej
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.. Liczbag . .
. . Bezsmakowe/ Zawartosc H Urzedowa Cena Cena Limit Cena Rodzaj
LS LA Smakowe opakowania Kod EAN opbaI::)kv:awniu cenazbytu hurtowa detaliczna finansowania pacjenta odpfatnosci

216.19, Diety eliminacyjne w fenyloketonurii, skondensowane, porcjowane, w plynie, przeznaczone dla pacjentow powyzej 4 r.z., dorostych, w tym kobiet w cigzy

PKU Lophlex LQ 60 x 62,5 ml
(Tropical), plyn doustny Smakowe (3750 ml) 5016533647785 600 972,30 1030,64 1069,10 1069,10 3,20 ryczatt

PKU Lophlex LQ 30x 125 ml
(Tropical), plyn doustny Smakowe (3750 ml) 5016533647778 600 972,30 1030,64 1069,10 1069,10 3,20 ryczait

PKU Lophlex LQ (Citrus), 60 x 62,5 ml
plyn doustny Smakowe (3750 ml) 5016533647754 600 972,30 1030,64 1069,10 1069,10 3,20 ryczatt

PKU Lophlex LQ (Citrus), 30x 125 mi
plyn doustny Smakowe (3750 m) 5016533647747 600 972,30 1030,64 1069,10 1069,10 3,20 ryczait

PKU Lophlex LQ 60 x 62,5 ml
(Orange), piyn doustny Smakowe (3750 m) 5016533647723 600 972,30 1030,64 1069,10 1069,10 3,20 ryczatt

PKU Lophlex LQ 30 x 125 ml
(Orange), plyn doustny Smakowe (3750 ml) 5016533647716 600 972,30 1030,64 1069,10 1069,10 3,20 ryczatt

PKU Lophlex LQ (Berries), 60 x 62,5 ml
plyn doustny Smakowe (3750 ml) 5016533647693 600 972,30 1030,64 1069,10 1069,10 3,20 ryczait

PKU Lophlex LQ (Berries), 30x 125 mi
plyn doustny Smakowe (3750 ml) 5016533647686 600 972,30 1030,64 1069,10 1069,10 3,20 ryczatt

PKU Lophlex Select 3750 ml
(herbata mietowa), ptyn Smakowe (30 x 125 ml) 8716900591648 600 972,30 1030,64 1069,10 1069,10 3,20 ryczatt
doustny
PKU Lophlex Select 3750 ml

(herbata brzoskwiniowa), Smakowe (30 x 125 ml) 8716900591631 600 972,30 1030,64 1069,10 1069,10 3,20 ryczait

plyn doustny

216.20, Dieta eliminacyjna w fenyloketonurii gotowa do uzycia, w plynie, skondensowana, porcjowana zawierajagca DHA przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r.z., miodziezy, dorostych
oraz kobiet w cigzy

PKU °°°:;;;‘:° Yellow, Smakowe 0 t?;jb;’l‘ PO 5060385943984 600 113400 120204 124393 124393 3.20 ryczalt
PKU °°°':I;;5 Yellow, Smakowe 0 ‘;’g%brfl'l‘ PO 5060385943977 450 850,50 901,53 937,41 937,41 320 ryczalt
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Nazwa produktu | postaé Besz;?:x:’e’ ozpaavlzzrvtvgi?a Kod EAN OEEEIE"ZM ;l:ae %ﬁ hSr:g:la deti?irc‘::na ﬁnarl;si:::vtania pa(i:?;‘:ta od';gt’:zgci
e c°°':,;;° Yellow, Smakowe 30 t%rftr’ﬁlk PO 5060385943960 300 567,00 601,02 630,60 630,60 3.20 ryczait
PKU °°°':,’yf‘° Orange, Smakowe 30 t;’;ibrf]'l‘ PO 5060385943922 600 113400 120204 124393 124393 3,20 ryczait
PKU °°°:;;;‘:° Purple, Smakowe 20 ‘;’;jbr‘;'l‘ PO 5060385943953 600 113400 120204 124393 124393 320 ryczalt

PKU Cooler 20 Red, piyn Smakowe = tj’;ibr‘f]'l‘ PO 5060385943861 600 113400 120204 124393 124393 3,20 ryczalt

PKU Cooler 20 White, plyn  Bezsmakowe 20 t?;ibri'l‘ PO 5060385943892 600 113400 120204 124393 124393 3,20 ryczatt
e °°°';,’y:‘5 Orange, Smakowe 20 '07808KPO 5060385043915 450 850,50 90153 937,41 937,41 3,20 ryczalt
PKU °°°:;;r1‘5 Purple, Smakowe 20 ‘%‘f)brfl'l‘ PO 5060385943946 450 850,50 901,53 937 41 937 41 320 ryczalt

PKU Cooler 15 Red, piyn Smakowe 20 '07808KPO 5060385043854 450 850,50 90153 937,41 937,41 3,20 yczalt

PKU Cooler 15 White, plyn ~ Bezsmakowe -0 t;’g‘f)b[‘;'l‘ PO 5060385943885 450 850,50 901,53 937,41 937,41 3,20 ryczalt
PKU °°°':,’y:‘° Orange, Smakowe 20 ‘%r;*r’ﬁlk PO 5060385943908 300 567,00 601,02 630,60 630,60 320 ryczalt
PKU °°°::;;° Purple, Smakowe 30 t%’f‘;ﬁ" PO 5060385943939 300 567,00 601,02 630,60 630,60 3,20 ryczait

PKU Cooler 10 Red, plyn Smakowe 0 ‘%rftr’r?lk PO 5060385943847 300 567,00 601,02 630,60 630,60 320 ryczalt

PKU Cooler 10 White, plyn ~ Bezsmakowe >0 ‘9 °0cP® 5060385043878 300 567,00 601,02 630,60 630,60 3,20 ryczalt
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.. Liczbag . .
. . Bezsmakowe/ Zawartosc H Urzedowa Cena Cena Limit Cena Rodzaj
LS LA Smakowe opakowania Kod EAN opbal:::;:awniu cenazbytu hurtowa detaliczna finansowania pacjenta odpfatnosci

216.21, Dieta eliminacyjna w fenyloketonurii - skondensowany, porcjowany preparat w proszku, przeznaczony dla pacjentow powyzej 3 r. z., miodziezy, dorostych w tym kobiet

PKU Express 20 o smaku 30 saszetek

pomaranczowym, proszek Smakowe po 34 g 5060385942413 600 1134,00 1202,04 124393 1243,93 3,20 ryczatt
PKU Express 15 o smaku 30 saszetek
pomaranczowym, proszek Smakowe po 25 g 5060385942406 450 850,50 901,53 937,41 937,41 3,20 ryczatt
PKU Express 20 o smaku 30 saszetek
owocow tropikalnych, Smakowe 5060385942390 600 1 134,00 1202,04 124393 1243,93 3,20 ryczatt
po34g
proszek
PKU Express 15 o smaku 30 saszetek
owocow tropikalnych, Smakowe 025 5060385942383 450 850,50 901,53 937,41 937 41 3,20 ryczatt
proszek p g
PKU Express 20 o smaku 30 saszetek
cytrynowym, proszek Smakowe po 34 g 5060385942376 600 1134,00 1202,04 124393 1243,93 3,20 ryczatt
PKU Express 15 o smaku 30 saszetek
cytrynowym, proszek Smakowe po 25 g 5060385942369 450 850,50 901,53 937,41 937,41 3,20 ryczatt
PKU Express 20 o smaku 30 saszetek
neutralnym, proszek Bezsmakowe po 34 g 5060385942352 600 1134,00 1202,04 124393 1243,93 3,20 ryczatt
PKU Express 15 o smaku 30 saszetek
neutralnym, proszek Bezsmakowe po 25 g 5060385942345 450 850,50 901,53 937,41 937,41 3,20 ryczatt

216.22, Dieta eliminacyjna w fenyloketonurii - skondensowany, porcjowany preparat w proszku, przeznaczony dla dzieci od 6 m-ca z. do 10 r.z.

PKU Gel o smaku 30 saszetek
pomaranczowym, proszek  Smakowe o94g 5080014051462 300 525,00 556,50 584 85 584 85 320 ryczalt
PKU Gel 0 smaku Smakowe 30 saszetek 5460014051455 300 525 00 556,50 584,85 584 85 320 ryczalt
malinowym, proszek po24 g
PKU Gel o smaim Bezsmakowe 20 S8Zelek 560014051448 300 525,00 556,50 584 85 584,85 3,20 ryczalt
neutralnym, proszek po24g

216.24, Diety eliminacyjne w fenyloketonurii, skondensowane, porcjowane, w plynie, przeznaczone dla pacjentow powyzej 3 r.z.

Mevalia PKU Motion Red Smakowe 30 saszetek  gn09698021323 300 484,50 513,58 540,75 532,77 1118 ryczalt
Fruits 10, ptyn po 70 ml
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BIA PKU GMPro Delight stosowany w fenyloketonurii u osob powyzej 3. roku Zycia

.. Liczbag . .
. . Bezsmakowe/ Zawartosc H Urzedowa Cena Cena Limit Cena Rodzaj
Nazwa produktu | postaé Smakowe opakowania Kod EAN opt:::)kv:awniu cenazbytu hurtowa detaliczna finansowania pacjenta odpfatnosci

Mevalia PKU Motion Red 30 saszetek

Fruits 20, plyn Smakowe po 140 ml 8008698021309 600 969,00 102714 1065,53 1 065,53 3,20 ryczatt
Mevalia PKU Motion 30 saszetek

Tropical 10, plyn Smakowe po 70 mi 8008698021286 300 484,50 513,58 540,75 532,77 11,18 ryczait

Mevalia PKU Motion Smakowe 30 saszetek  g409698015476 600 96000 102714 106553 106553 320 ryczalt

Tropical 20, ptyn

Tabela 63.

po 140 ml

Zestawienie srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego refundowanych w diecie eliminacyjnej w PKU u osob powyzej 3. roku zycia (w ramach katalogu A)
preparaty syntetyczne nieskondensowane

. Liczba g . .
- - Bezsmakowe/ Zawartosc¢ 2 Urzedowa Cena Cena Limit Cena Rodzaj
Nazwa produktu i postac Smakowe opakowania Kod EAN opt:;::)':awniu cenazbytu hurtowa detaliczna finansowania pacjenta odplatnosci
216.9, Diety eliminacyjne w fenyloketonurii nieskondensowane, porcjowane - przeznaczone dla dzieci w wieku od 1 do 10 r.z.
PKU Anamix junior (o
smaku waniliowym), Smakowe 10800 (30 , 5016533648267 300 587,64 62200 65308 653,08 3,20 ryczalt
proszek -P 9
PKU Anamix junior (o
smaku neutralnym), Bezsmakowe s 8150280 g :(3%0 ) 5016533648263 300 587,64 622,90 653,08 653,08 3,20 ryczait
proszek -P g
PKU Anamix junior (o
smaku pomaranczowym), Smakowe s ;50280 g \%0 ) 5016533648249 300 587,64 622,90 653,08 653,08 3,20 ryczalt
proszek -P g
PKU Anamix junior (o
smaku czekoladowym), Smakowe 10000 (30 | 5016533648225 300 587,64 62200 653,08 653,08 3,20 ryczalt
proszek -P g
PKU Anamix junior (o
smaku owocow lesnych), Smakowe 10000 (30 ) 5016533648201 300 587,64 62200 653,08 653,08 3,20 ryczalt
proszek -P g
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Bezsmakowe/ Zawartos¢ Kod EAN t'l‘:: : 3 Urzedowa Cena Cena Limit Cena Rodzaj

BTN LIL R Smakowe opakowania cenazbytu hurtowa detaliczna finansowania pacjenta odplatnosci

opakowaniu

216.10, Dieta eliminacyjna w fenyloketonurii zawierajaca wszystkie sktadniki odzywcze, z diugotancuchowymi kwasami tluszczowymi - przeznaczona dla dzieci po ukonczeniu 1 r. z.
milupa pku 2 mix, proszek Bezsmakowe 400 g 4008976340287 108 328,02 347,70 370,31 370,31 3,20 ryczatt

216.12, Diety eliminacyjne w fenyloketonurii z dodatkowymi sktadnikami energetycznymi (ttuszcze i weglowodany), porcjowane - przeznaczone dla pacjentow powyzej 8 r. z.

milupa pku 2 shake 500g
truskawkowy), proszek Smakowe (10 x 50g) 4008976599227 140 257,25 272,69 293,24 293,24 3,20 ryczatt
milupa pku 2 shake 500g
choco), proszek Smakowe (10 x 50g) 4008976599234 140 257,25 272,69 293,24 293,24 3,20 ryczatt

216.13, Dieta eliminacyjna w fenyloketonurii - przeznaczona dla dzieci i dorostych

Phenyl-Free 2, proszek do

sporzadzania roztworu Smakowe 454 g 0300875100066 99,88 123,45 130,85 146,84 146,84 3,20 ryczait

216.15, Dieta eliminacyjna w fenyloketonurii z dodatkowymi sktadnikami energetycznymi (ttuszcze i weglowodany), porcjowana, w plynie - przeznaczona dla pacjentow powyzej 8 r.z.

Easiphen o smaku 18 x 250 ml
owocow lesnych, plyn Smakowe (4500 ml) 5016533625929 301,50 487,83 517,10 544 37 544 37 3,20 ryczatt
doustny

216.16, Dieta eliminacyjna w fenyloketonurii - przeznaczona dla dzieci i dorostych, w tym dla kobiet w cigzy

Phenyl-Free 2HP, proszek

do sporzadzania roztworu Smakowe 454 g 0300875100127 181,6 181,77 192,68 211,03 211,03 3,20 ryczait

216.17, Dieta eliminacyjna w fenyloketonurii, porcjowana - przeznaczona dla pacjentow powyzej 8 r.z., w tym dla kobiet w cigzy

XP Maxamum o smaku

pomaranczowym, proszek 1500 g
do sporzadzania zawiesiny Smakowe (30 x 50 g) 5016533620368 585 878,38 931,08 967,55 967,55 3,20 ryczait

doustnej

216.18, Diety eliminacyjne w fenyloketonurii przeznaczone do stosowania u kobiet w okresie prekoncepciji, podczas cigzy oraz w okresie laktacji

Milupa PKU 3 tempora, 450
proszek do sporzadzania Bezsmakowe (10 x 4g a) 4008976340294 140 380,10 40291 427,04 427,04 3,20 ryczatt

roztworu doustnego
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