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Streszczenie 

CEL 

Celem analizy wpływu na budżet jest określenie przewidywanych wydatków płatnika publicznego (NFZ, Narodowy 

Fundusz Zdrowia) w przypadku podjęcia pozytywnej decyzji o finansowaniu ze środków publicznych środka 

spożywczego specjalnego przeznaczenia żywieniowego PKU GMPro Delight stosowanego u osób powyżej 

3. roku życia chorujących na fenyloketonurię (PKU, ang. phenylketonuria). 

METODYKA 

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

Uwzględniono 2-letni horyzont czasowy, począwszy od 1 stycznia 2027 roku. W analizie założono, że PKU GMPro 

Delight będzie finansowany w ramach wykazu refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego 

przeznaczenia żywieniowego i wyrobów medycznych w kategorii dostępności refundacyjnej – środek spożywczy 

specjalnego przeznaczenia żywieniowego dostępny w aptece na receptę we wskazaniu określonym stanem 

klinicznym: Fenyloketonuria (PKU) u pacjentów powyżej 3 roku życia, u których dobowa tolerancja fenyloalaniny 

pozwala na zastosowanie preparatów glikomakropeptydowych. Wydawany będzie świadczeniobiorcy za 

odpłatnością ryczałtową. 

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

których dobowa tolerancja fenyloalaniny pozwala na zastosowanie preparatów glikomakropeptydowych. 

Liczebność populacji docelowej wyznaczono w oparciu o dane sprzedażowe dla refundowanych preparatów 

białkozastępczych, dane NFZ dotyczące liczby pacjentów stosujących preparaty białkozastępcze refundowane w 

PKU oraz wytyczne w zakresie zalecanej podaży białka. Udział PKU GMPro Delight w scenariuszu nowym 

określono na podstawie założeń oraz danych NFZ dotyczących liczby sprzedanych opakowań preparatów GMP. 

W analizie uwzględniono wyłącznie koszty ponoszone na produkty białkozastępcze: preparat PKU GMPro Delight 

oraz aktualnie refundowane preparaty białkozastępcze stosowane w diecie eliminacyjnej w PKU w populacji 

docelowej. 

W scenariuszu istniejącym założono, że preparat PKU GMPro Delight nie będzie finansowany ze środków 

publicznych w leczeniu fenyloketonurii w Polsce. W scenariuszu nowym założono, że preparat PKU GMPro 

Delight będzie finansowany w populacji docelowej w ramach wykazu otwartego. Wyniki dla obu scenariuszy 

przedstawiono w postaci wydatków całkowitych oraz z podziałem na poszczególne typy preparatów 

białkozastępczych. Dodatkowo przedstawiono wydatki inkrementalne, tj. różnice między wydatkami w 

scenariuszu nowym i istniejącym. 
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WYNIKI 

Populacja 

Prognozowana liczba pacjentów z populacji docelowej wynosi 2 047 osób w roku 2027 oraz 2 070 osób w roku 

2028. Liczebność populacji docelowej jest taka sama w scenariuszu istniejącym oraz w scenariuszu nowym.  

W scenariuszu istniejącym żaden pacjent z populacji docelowej nie stosuje preparatu PKU GMPro Delight w 

diecie eliminacyjnej w PKU.            

               

Scenariusz istniejący 

            

   

            

              

             

              . 

              

Scenariusz nowy 

             

     

            

                    

                  

             

                    

                  

 

Wydatki inkrementalne 
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WNIOSKI 

            

            

            

              

     

Trudnym i ważnym dla prawidłowego rozwoju i funkcjonowania wyzwaniem dla pacjentów z PKU jest 

przestrzeganie zaleceń terapeutycznych (compliance). Kontrola choroby wymaga od pacjenta silnej woli i 

motywacji przez całe życie. Jako że produkt ma postać proszku dostępnego w 2 nowych wersjach smakowych 

(owoce tropikalne PKU GMPro Delight Tropical i owoce jagodowe PKU GMPro Delight Berry) wśród preparatów 

GMP, finansowanie PKU GMPro Delight może przyczynić się do poprawy sytuacji pacjentów z PKU poprzez 

zwiększenie różnorodności dostępnych produktów i zmniejszenie monotonii wieloletniego stosowania 

restrykcyjnej diety.            

              

               

           

             

         .  

Różnorodność produktów białkozastępczych stosowanych w PKU, w tym ich smaków, ma kluczowe znaczenie 

dla poprawy przestrzegania zaleceń dietetycznych przez pacjentów. Potrzebę zwiększania różnorodności tego 

typu produktów wskazywała Rada Przejrzystości przy AOTMiT oraz Prezes AOTMiT w opiniach i rekomendacjach 

dotyczących 2 syntetycznych preparatów niefenyloalaninowych [1–4]. Na duże oczekiwania pacjentów związane 

z dostępem do różnorodnych produktów białkozastępczych zwrócił uwagę przedstawiciel organizacji pacjentów 

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].  

Podsumowując, wprowadzenie do refundacji nowego produktu opartego o GMP – produktu PKU GMPro Delight, 

który odróżnia się od dotychczas refundowanych produktów GMP rodzajem dostępnych smaków i  

, zwiększyłoby różnorodność białkozastępczych preparatów stosowanych u pacjentów z PKU. Tym 

samym pojawienie się nowego refundowanego produktu mogłoby wpłynąć na zwiększenie poziomu 

przestrzegania restrykcyjnej diety pozostającej wciąż złotym standardem leczenia w PKU. 
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1. Wprowadzenie do analizy 

1.1. Cel analizy 

Celem analizy wpływu na budżet jest określenie przewidywanych wydatków płatnika publicznego 

(NFZ, Narodowy Fundusz Zdrowia) i pacjentów w przypadku podjęcia pozytywnej decyzji o 

finansowaniu ze środków publicznych środka spożywczego specjalnego przeznaczenia żywieniowego 

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

(PKU, ang. phenylketonuria). 

Szczegółowy 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 białkozastępcze stosowane przez pacjentów z fenyloketonurią finansowane są ramach 

wykazu refundowanych leków, środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz 

wyrobów medycznych w kategorii dostępności refundacyjnej – środek spożywczy specjalnego 

przeznaczenia żywieniowego dostępny w aptece na receptę (lista A2) i wydawane są 

świadczeniobiorcy za odpłatnością ryczałtową.  

Aktualnie w Polsce refundowane są preparaty białkozastępcze:  

 pochodzenia naturalnego, powstałe na bazie glikomakropeptydu (GMP);  

 syntetyczne skondensowane oraz nieskondensowane, oparte na syntetycznych mieszankach 

aminokwasów (L-AA). 

Spośród preparatów GMP obecnie w Polsce refundacji ze środków publicznych podlega preparat PKU 

Sphere oraz PKU GMPro Mix-In. Pozostałe refundowane obecnie w Polsce preparaty białkozastępcze 

należą do grupy L-AA. 

Wskazanie refundacyjne PKU GMPro Mix-In obejmuje pacjentów powyżej 3. roku życia, u których 

dobowa tolerancja fenyloalaniny pozwala na zastosowanie preparatów glikomakropeptydowych. 

Preparat jest dostępny w formie bezsmakowego i bezzapachowego proszku. 
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PKU Sphere jest refundowany w populacji pacjentów powyżej 4. roku życia, u których dobowa 

tolerancja fenyloalaniny pozwala na zastosowanie preparatów glikomakropeptydowych i jest dostępny 

w 8 postaciach (w tym w 5 smakach): 

 PKU Sphere 15 o smaku czekoladowym, proszek, 15 g białka, 

 PKU Sphere 15 o smaku czerwonych owoców, proszek, 15 g białka, 

 PKU Sphere 15 o smaku waniliowym, proszek, 15 g białka, 

 PKU Sphere 20 o smaku bananowym, proszek, 20 g białka, 

 PKU Sphere 20 o smaku cytrynowym, proszek, 20 g białka, 

 PKU Sphere 20 o smaku czekoladowym, proszek, 20 g białka, 

 PKU Sphere 20 o smaku czerwonych owoców, proszek, 20 g białka, 

 PKU Sphere 20 o smaku waniliowym, proszek, 20 g białka. 

Refundowane obecnie w populacji obejmującej pacjentów z PKU od 3. r.ż. skondensowane preparaty 

białkozastępcze to: 

 Lophlex (proszek do sporządzania zawiesiny doustnej; 3 smaki: owoce leśne, pomarańczowy i 

neutralny), 

 Mevalia PKU Motion (płyn, 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 (płyn; 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, 

pomarańczowy), 

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

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

 PKU Lophlex Select (herbata brzoskwiniowa lub miętowa). 

Refundowane obecnie w populacji obejmującej pacjentów z PKU od 3. r.ż. nieskondensowane 

preparaty białkozastępcze 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 smaków: czekoladowy, neutralny, owoce leśne, pomarańczowy, 

waniliowy), 

 Easiphen (płyn, 1 smak: owoce leśne), 

 XP Maxamum (proszek, 1 smak: pomarańczowy). 
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Jednocześnie należy zauważyć, że refundowany od stycznia 2026 roku preparat GMPro Mix-In, 

pomimo tego, że jest to preparat bezsmakowy, dołączył do istniejącej grupy limitowej 216.25 Diety 

eliminacyjne w fenyloketonurii - produkty z glikomakropeptydami (GMP), w której do grudnia 2025 r. 

finansowane były wyłącznie preparaty smakowe. 

W kontekście powyższego, pomimo zidentyfikowanych różnic między PKU GMPro Delight a 

pozostałymi preparatami opartymi na GMP, w analizie założono, że preparat PKU GMPro Delight 

będzie refundowany w ramach istniejącej grupy limitowej 216.25 Diety eliminacyjne w fenyloketonurii 

- produkty z glikomakropeptydami (GMP). 

1.4. Założenia analizy 

W analizie przyjęto 2- letni horyzont czasowy na lata 2027-2028, zakładając, że śsspż PKU GMPro 

Delight zostaną objęte refundacją od 1 stycznia 2027 r. 

Populację docelową w analizie stanowią pacjenci w wieku powyżej 3. roku życia z potwierdzoną 

fenyloketonurią, u których dobowa tolerancja fenyloalaniny pozwala na zastosowanie preparatów 

glikomakropeptydowych. Liczbę pacjentów z populacji docelowej oszacowano na podstawie: 

 danych epidemiologicznych pochodzących z IMiD, 

 danych NFZ i badania Szypowska 2020, 

 danych sprzedażowych NFZ. 

W wariancie podstawowym niniejszej analizy uwzględniono oszacowania populacji docelowej na 

podstawie danych sprzedażowych NFZ. Ponadto założono, że PKU GMPro Delight będzie stosowany 

wśród pacjentów, którzy obecnie stosują refundowane preparaty białkozastępcze. 

Dawkowanie preparatów białkozastępczych związane jest z wiekiem i masą ciała pacjentów w różnych 

grupach wiekowych oraz ze stopniem przestrzegania diety (compliance). Zalecaną dobową podaż 

białka z preparatów białkozastępczych w populacji docelowej wyznaczono na podstawie Zaleceń 

Polskiej Grupy ds. Fenyloketonurii. Compliance został oszacowany na podstawie historycznych 

danych sprzedażowych, danych w zakresie liczby pacjentów w wieku ≥ 3 r. ż., z rozpoznaniem ICD-

10: E70.0, u których zrefundowano śsspż oraz zalecanej dobowej podaży białka. 

W analizie uwzględniono jedynie koszty preparatów białkozastępczych, ponieważ nie zidentyfikowano 

innych kategorii kosztowych stanowiących koszty różnicujące dla porównywanych terapii. Koszty 

jednostkowe wyznaczono na podstawie aktualnie obowiązującego Obwieszczenia MZ. W analizie 

uwzględniono, że preparat PKU GMPro Delight finansowany będzie w ramach wspólnej grupy 

limitowej, na wykazie refundowanych leków, śsspż oraz wyrobów medycznych w kategorii dostępności 

refundacyjnej – środek spożywczy specjalnego przeznaczenia żywieniowego dostępny w aptece na 

receptę we wskazaniu określonym stanem klinicznym: Fenyloketonuria (PKU) u pacjentów powyżej 3 
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2. Metodyka i dane źródłowe 

2.1. Sposób przeprowadzenia analizy 

Analizę wpływu na budżet przeprowadzono w następujący sposób: 

 Zdefiniowano populację docelową dla preparatu PKU GMPro Delight jako pacjentów z 

fenyloketonurią powyżej 3. roku życia, u których dobowa tolerancja fenyloalaniny pozwala na 

zastosowanie preparatów glikomakropeptydowych. 

 Na podstawie dostępnych danych NFZ o liczbie pacjentów z fenyloketonurią oraz danych o 

zrefundowanych opakowaniach preparatów białkozastępczych przeprowadzono prognozę 

liczebności populacji docelowej w kolejnych 2 latach, począwszy od początku 2027 roku.  

 Na podstawie danych sprzedażowych oszacowano rozpowszechnienie interwencji 

uwzględnionych w analizie w populacji docelowej w przypadku zachowania ich aktualnego statusu 

refundacyjnego (scenariusz istniejący). Prognozowany udział preparatu PKU GMPro Delight 

począwszy od 2027 roku (scenariusz nowy) określono na podstawie danych sprzedażowych 

preparatów białkozastępczych GMP oraz przyjętych założeń. 

 Określono dobową podaż białka oraz koszty jednostkowe preparatów białkozastępczych. 

 Obliczono przewidywane wydatki płatnika w populacji docelowej w latach 2027–2028: 

o dla scenariusza istniejącego, czyli w przypadku utrzymania aktualnego statusu 

refundacyjnego, tj. w przypadku braku finansowania PKU GMPro Delight ze środków 

publicznych, 

o dla scenariusza nowego, czyli w przypadku podjęcia pozytywnej decyzji o finansowaniu PKU 

GMPro Delight ze środków publicznych. 

 Wyznaczono wydatki inkrementalne, czyli różnicę w wydatkach pomiędzy scenariuszem 

istniejącym a scenariuszem nowym. W przypadku, gdy wydatki inkrementalne są ujemne, oznacza 

to oszczędności dla płatnika. W przypadku oszacowania dodatnich wydatków inkrementalnych, 

oznaczają one dodatkowe nakłady finansowe płatnika. 

 Przeprowadzono analizę wrażliwości dla zmiennych, które w największym stopniu wpływają na 

wyniki analizy wpływu na budżet oraz takich, których oszacowanie charakteryzuje się największą 

niepewnością. Dla każdej zmiennej zdefiniowano wariant oznaczony literą (A, B, …). W obrębie 

danego wariantu badany parametr podlegał zmianie, przyjmując wartości: podstawową 

oznaczoną cyfrą 0 (np. wariant A0) oraz wartości uwzględnione w analizie wrażliwości oznaczone 

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

Analiza wpływu na budżet składa się z dwóch części – niniejszego dokumentu oraz arkusza 

kalkulacyjnego wykonanego w programie Microsoft Office 365, umożliwiającego obliczenie 

prognozowanych wydatków płatnika w zależności od przyjętych założeń. Arkusz kalkulacyjny 

umożliwia również przeprowadzenie jednokierunkowych i wielokierunkowych analiz wrażliwości. 

2.3. Perspektywa analizy 

Zgodnie z rozporządzeniem Ministra Zdrowia z dnia 30 października 2023 roku w sprawie minimalnych 

wymagań, jakie muszą spełniać analizy uwzględnione we wnioskach o objęcie refundacją i ustalenie 

urzędowej ceny zbytu oraz o podwyższenie urzędowej ceny zbytu leku, środka spożywczego 

specjalnego przeznaczenia żywieniowego, wyrobu medycznego, które nie mają odpowiednika 

refundowanego w danym wskazaniu [23], analizę przeprowadzono z perspektywy płatnika 

publicznego oraz z perspektywy wspólnej płatnika i pacjentów, przy uwzględnieniu kosztów 

współpłacenia za uwzględnione w analizie produkty.  

2.4. Horyzont czasowy 

Analizę opracowano w 2-letnim horyzoncie czasowym przy założeniu, że PKU GMPro Delight będzie 

finansowany ze środków publicznych dla pacjentów z populacji docelowej w ramach wykazu otwartego 

począwszy od 1 stycznia 2027 roku. Zgodnie z wytycznymi AOTMiT [24] horyzont czasowy analizy 

wpływu na budżet powinien obejmować okres do momentu ustalenia się stanu równowagi lub co 

najmniej w ciągu 2 lat od wprowadzenia nowej technologii. Dodatkowo, zgodnie z ustawą refundacyjną 

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

2.5. Populacja docelowa 

Populację docelową w analizie stanowią pacjenci w wieku powyżej 3. roku życia z potwierdzoną 

fenyloketonurią (PKU), u których dobowa tolerancja fenyloalaniny pozwala na zastosowanie 

preparatów glikomakropeptydowych. 

DANE EPIDEMIOLOGICZNE 

Zgodnie z informacjami Instytutu Matki i Dziecka (IMiD) częstość występowania fenyloketonurii w 

Polsce wynosi 1:7000-1:8000 (średnio 1:7500) [25]. Wg prognozy liczby ludności Polski na lata 2023-
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4. Analiza wpływu na system ochrony 

zdrowia 

4.1. Wpływ na organizację udzielania świadczeń 

zdrowotnych 

Preparat PKU GMPro Delight podawany jest pacjentom doustnie w postaci roztworu powstałego w 

wyniku rozpuszczenia proszku w wodzie lub półpłynnych produktach spożywczych. Podawanie PKU 

GMPro Delight nie wiąże się więc z dodatkowymi kosztami dotyczącymi wyposażenia placówek 

medycznych (sprzętowe, osobowe i inne) i nie generuje kosztów (stosowany jest przez pacjenta 

samodzielnie). 

Wymogi dotyczące wyposażenia placówek medycznych (sprzętowe, osobowe i inne) w przypadku 

podawania produktu, monitorowania terapii oraz leczenia działań niepożądanych nie zmienią się w 

przypadku finansowania PKU GMPro Delight ze środków publicznych w stosunku do wymogów 

stawianych obecnie ośrodkom zajmującym się leczeniem pacjentów z PKU. W związku z tym ośrodki 

prowadzące aktualnie leczenie PKU będą w stanie prowadzić również terapię preparatem PKU GMPro 

Delight. 

Podjęcie decyzji o finansowaniu PKU GMPro Delight ze środków publicznych nie powinno 

spowodować istotnych konsekwencji w wydatkach publicznych w innych sektorach niż ochrona 

zdrowia, dlatego nie przeprowadzano oddzielnej analizy w tym zakresie. 

4.2. Aspekty etyczne i społeczne 

Podjęcie pozytywnej decyzji o finansowaniu PKU GMPro Delight zwiększyłoby spektrum 

terapeutyczne pacjentom z populacji docelowej. Ze względów etycznych i społecznych (poprawa 

równości dostępu do świadczeń) należy rozważyć finansowanie PKU GMPro Delight w populacji 

pacjentów z PKU powyżej 3. roku życia. 
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5. Podsumowanie i wnioski 

POPULACJA 

Prognozowana liczba pacjentów z populacji docelowej wynosi 2 047 osób w roku 2027 oraz 

2 070 osób w roku 2028. Liczebność populacji docelowej jest taka sama w scenariuszu istniejącym 

oraz w scenariuszu nowym.  

W scenariuszu istniejącym żaden pacjent z populacji docelowej nie stosuje preparatu PKU GMPro 

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

którzy będą stosować PKU GMPro Delight wyniesie           . 

SCENARIUSZ ISTNIEJĄCY 

          

     

           

               

           

                 

            

  

SCENARIUSZ NOWY 
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WYDATKI INKREMENTALNE 

     

                 

                   

WNIOSKI 

           

          

          

            

            

Trudnym i ważnym dla prawidłowego rozwoju i funkcjonowania wyzwaniem dla pacjentów z PKU jest 

przestrzeganie zaleceń terapeutycznych (compliance). Kontrola choroby wymaga od pacjenta silnej 

woli i motywacji przez całe życie. Jako że produkt ma postać proszku dostępnego w 2 nowych 

wersjach smakowych (owoce tropikalne PKU GMPro Delight Tropical i owoce jagodowe PKU GMPro 

Delight Berry) wśród preparatów GMP, finansowanie PKU GMPro Delight może przyczynić się do 

poprawy sytuacji pacjentów z PKU poprzez zwiększenie różnorodności dostępnych produktów i 

zmniejszenie monotonii wieloletniego stosowania restrykcyjnej diety.     

              

            

             

          

             

         

Różnorodność produktów białkozastępczych stosowanych w PKU, w tym ich smaków, ma kluczowe 

znaczenie dla poprawy przestrzegania zaleceń dietetycznych przez pacjentów. Potrzebę zwiększania 

różnorodności tego typu produktów wskazywała Rada Przejrzystości przy AOTMiT oraz Prezes 

AOTMiT w opiniach i rekomendacjach dotyczących 2 syntetycznych preparatów niefenyloalaninowych 

[1–4]. Na duże oczekiwania pacjentów związane z dostępem do różnorodnych produktów 

białkozastępczych zwrócił uwagę przedstawiciel organizacji pacjentów 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].  

Podsumowując, wprowadzenie do refundacji nowego produktu opartego o GMP – produktu 

PKU GMPro Delight, który odróżnia się od dotychczas refundowanych produktów GMP rodzajem 

dostępnych smaków   , zwiększyłoby różnorodność białkozastępczych 

preparatów stosowanych u pacjentów z PKU. Tym samym pojawienie się nowego refundowanego 
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produktu mogłoby wpłynąć na zwiększenie poziomu przestrzegania restrykcyjnej diety pozostającej 

wciąż złotym standardem leczenia w PKU. 



BIA PKU GMPro Delight stosowany w fenyloketonurii u osób powyżej 3. roku życia 

 HTA Consulting 2026 (www.hta.pl) Strona 49 

6. Ograniczenia 

 Oszacowanie wydatków na preparaty białkozastępcze w scenariuszu istniejącym 

przeprowadzono w oparciu o prognozę historycznych danych sprzedażowych dla refundowanych 

preparatów białkozastępczych stosowanych w PKU. Wyznaczona w oparciu o oszacowane 

wydatki liczebność populacji docelowej w latach 2027-2028 jest wyższa niż wynika to z prognozy 

opartej na danych NFZ dotyczących liczby pacjentów stosujących śsspż refundowane w PKU i 

danych z badania Szypowska 2020 o częstotliwości występowania PKU w Polsce, i w tym 

kontekście szacowanie wydatków w oparciu o dane sprzedażowe jest założeniem 

konserwatywnym. 

 Liczby pacjentów zostały wyznaczone przy założeniu, że każdy pacjent stosuje wyłącznie jeden 

preparat (PKU GMPro Delight) lub jeden typ preparatów (GMP / L-AA skondensowane / L-AA 

nieskondensowane). W rzeczywistości pacjenci mogą stosować różne preparaty / typy preparatów 

jednocześnie i tym samym liczba pacjentów stosujących PKU GMPro Delight, preparaty GMP, czy 

preparaty L-AA (skondensowane jak i nieskondensowane) może być wyższa niż wskazano 

(jednak nie wyższa niż łączna liczebność populacji docelowej). Powyższe nie jest jednak możliwe 

do oszacowania, biorąc pod uwagę, że oszacowania przeprowadzono głównie w oparciu o dane 

sprzedażowe. 

 Z uwagi na relatywnie krótki okres dostępności preparatu PKU GMPro Mix-In (refundacja od 

stycznia 2026 roku), brak jest danych sprzedażowych pozwalających na określenie 

rozpowszechnienia tego produktu w populacji docelowej. W związku z tym w obliczeniach 

wykorzystano prognozowaną sprzedaż tego preparatu oszacowaną w oparciu o prognozy 

rynkowe dostarczone przez Zamawiającego (szczegóły przedstawiono w rozdz. B.2.2).  

 Rozpowszechnienie terapii w scenariuszu nowym określono na podstawie założeń oraz 

historycznych danych sprzedażowych dotyczących udziałów dotychczas finansowanych 

produktów GMP w rynku po ich włączeniu do refundacji ze środków publicznych. Przeprowadzono 

analizę wrażliwości w tym zakresie. 
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7. Dyskusja 

Celem analizy wpływu na budżet jest określenie przewidywanych wydatków płatnika publicznego 

(NFZ, Narodowy Fundusz Zdrowia) i pacjentów w przypadku podjęcia pozytywnej decyzji o 

finansowaniu ze środków publicznych środka spożywczego specjalnego przeznaczenia żywieniowego 

PKU GMPro Delight stosowanego u osób powyżej 3. roku życia chorujących na fenyloketonurię, u 

których dobowa tolerancja fenyloalaniny pozwala na zastosowanie preparatów 

glikomakropeptydowych.  

Zgodnie z informacjami Instytutu Matki i Dziecka (IMiD) częstość występowania PKU w Polsce jest 

szacowana na 1:7000-1:8000 urodzeń żywych [25], co daje około 4,8 tys. pacjentów w wieku powyżej 

3 lat z PKU rocznie. Należy mieć na uwadze, iż dane epidemiologiczne mogą nie odzwierciedlać 

rzeczywistej liczby pacjentów z PKU stanowiących populację docelową analizy. W praktyce część 

pacjentów mogła zaprzestać leczenia lub nie wymagać stosowania diet eliminacyjnych w łagodnej 

postaci choroby. Zgodnie z danymi NFZ przedstawionymi w AWA Mevalia PKU Motion do zlecenia 

279/2019 [12] w 2018 roku w Polsce postawioną diagnozę PKU zgodnie z ICD-10: E70.0 miało 

1 861 osób, z czego 1 613 osób to pacjenci w wieku ≥3 r.ż. Najnowsze dane NFZ w zakresie 

liczebności populacji z rozpoznaniem głównym lub współistniejącym ICD-10: E70.0 przedstawiono w 

AWA PKU Mix-In do zlecenia 44/2025 [5] wskazują, że liczba pacjentów z PKU ogółem (bez 

ograniczenia do populacji osób w wieku powyżej 3 r.ż.) w latach 2022-2024 wynosiła odpowiednio 

2 002, 2 045 i 2 046 osób. Brak jest pełnych danych za rok 2025 (w AWA przedstawiono wyłącznie 

dane cząstkowe z okresu styczeń-maj 2025). Na podstawie danych z lat 2023-2024 wydaje się, że w 

ostatnich latach wzrost populacji chorych na PKU został spowolniony, co może wynikać z rokrocznie 

malejącej liczby urodzeń w Polsce. Należy jednak zauważyć, że wnioskowanie o odwróceniu trendu 

wzrostowego na podstawie danych z dwóch lat jest obarczone znaczną niepewnością.  

Biorąc pod uwagę, że ostatnie dostępne dane NFZ dotyczące liczebności populacji pacjentów z 

rozpoznaniem PKU w wieku powyżej 3 r.ż. pochodzą z 2018 roku konieczne było przeprowadzenie 

prognozy liczebności tej populacji. Prognozy te przeprowadzono dwojako. W pierwszej wersji obliczeń 

posłużono się wspomnianymi danymi NFZ z 2018 roku dotyczącymi liczby pacjentów z PKU w wieku 

powyżej 3 r.ż. – zwiększając ją co roku o pacjentów osiągających 3 r.ż. z rozpoznaniem PKU 

zdiagnozowanym w okresie noworodkowym oszacowano populację pacjentów z PKU w wieku 

powyżej 3 r.ż. w horyzoncie czasowym analizy wynoszącą 2 009 oraz 2 044 osób odpowiednio w 

latach 2027-2028. Alternatywnie przeprowadzono prognozę sprzedaży preparatów białkozastępczych 

refundowanych w diecie eliminacyjnej w PKU u osób powyżej 3. roku życia, zaś prognozowaną liczbę 

gramów białka przeliczono na liczbę pacjentów z nich korzystających z wykorzystaniem oszacowanej 

rzeczywistej podaży białka z preparatów białkozastępczych przypadającej na jedną osobę z 

analizowanej populacji. Wyznaczona w ten sposób liczebność populacji docelowej obejmuje 

2 038 oraz 2 061 osób odpowiednio w 1. i 2. roku horyzontu czasowego analizy. Finalnie w 
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obliczeniach podstawowych niniejszej analizy uwzględniono oszacowanie z wykorzystaniem prognozy 

danych sprzedażowych. Biorąc pod uwagę, że oszacowana w ten sposób liczebność populacji jest 

wyższa od liczebności wyznaczonej na podstawie danych NFZ dotyczące liczby pacjentów z 

rozpoznaniem PKU w wieku powyżej 3 r.ż., liczby urodzeń oraz zapadalności na PKU, obliczenia 

analizy w zakresie populacji docelowej należy uznać na konserwatywne. 

Rozpowszechnienie analizowanych preparatów białkozastępczych w populacji docelowej w 

scenariuszu istniejącym określono na podstawie prognozy danych sprzedażowych NFZ. Należy 

zaznaczyć, że zużycie preparatów białkozastępczych w horyzoncie czasowym analizy zależy od 

indywidualnych potrzeb i preferencji pacjentów, w związku z czym przeprowadzone estymacje są 

obarczone niepewnością. Jednocześnie wydaje się, że mimo iż sprzedaż poszczególnych opakowań 

może podlegać znacznym fluktuacjom i jest trudna do przewidzenia, przewidywania dotyczące 

całkowitej sprzedaży gramów białka w podziale na rodzaj preparatu są względnie pewne.  

             

   . Jako że większość chorych w Polsce ma klasyczną postać 

choroby charakteryzującą się niską tolerancją fenyloalaniny [5], preparaty oparte na GMP nie mogą 

stanowić 100% zalecanej podaży białka z preparatów białkozastępczych. Biorąc pod uwagę, że 

preparaty GMP są w Polsce refundowane od 2021 roku, można przypuszczać, że ustalona została 

pewna równowaga między zużyciem białka z preparatów GMP i L-AA, która potencjalnie nie zmieni 

się w sytuacji refundacji nowego preparatu GMP. Nowy preparat będzie rozszerzał listę dostępnych 

smaków dla pacjentów, którzy obecnie stosują już smakowe preparaty GMP. Jako że nie ma 

możliwości jednoznacznego określenia, jakie preparaty będą zastępowane przez PKU GMPro Delight 

przeprowadzono szereg analiz wrażliwości w tym zakresie.  

Należy podkreślić, że PKU jest chorobą wymagającą od chorego przestrzegania ściśle określonej i 

restrykcyjnej diety, która powinna być stosowana przez całe życie, co wymaga od pacjentów dużej 

motywacji, determinacji i silnej woli. Dużym problemem dla pacjentów z PKU jest przestrzeganie 

zaleceń dietetycznych (compliance). Z analizy sprzedaży tych preparatów w populacji pacjentów 

powyżej 3. roku życia stosujących śsspż w PKU wynika, że przyjmowana wraz z preparatami 

białkozastępczymi dzienna dawka ekwiwalentu białka stanowiła około 72% zalecanej dawki białka 

pochodzącej z preparatów białkozastępczych. Z badań wynika, że wchodzący w życie młodzi dorośli 

z PKU (po ukończeniu 18. roku życia) przestają przestrzegać ścisłej diety niskofenyloalaninowej, choć 

zdają sobie sprawę, że aktualne zalecenia wskazują na konieczność jej stosowania przez całe życie. 

Szacuje się, że nawet 70% dorosłych osób z PKU nie stosuje się ściśle do zaleceń dietetycznych [29–

31]. Akceptowalność smakowa i zapachowa preparatów oraz ich różnorodność ma kluczowe 

znaczenie dla poprawy przestrzegania zaleceń dietetycznych przez pacjentów, jako że zmniejsza 

monotonię wieloletniego stosowania restrykcyjnej diety. Na potrzebę zwiększania różnorodności 

preparatów białkozastępczych wskazywała Rada Przejrzystości przy AOTMiT oraz Prezes AOTMiT w 

opiniach i rekomendacjach dotyczących preparatów PKU Express oraz PKU Cooler [1–4]. Na duże 

oczekiwania pacjentów związane z dostępem do różnorodnych produktów białkozastępczych zwrócił 
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także uwagę przedstawiciel organizacji pacjentów 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]. 

            

            

        Wprowadzenie do refundacji nowego produktu 

opartego o GMP – produktu PKU GMPro Delight, który odróżnia się od dotychczas refundowanych 

produktów GMP, między innymi obecnością w jego składzie błonnika pokarmowego oraz rodzajem 

dostępnych smaków, zwiększyłoby różnorodność białkozastępczych preparatów stosowanych u 

pacjentów z PKU. W związku z tym wprowadzenie refundacji wnioskowanej technologii mogłoby 

wpłynąć na zwiększenie poziomu przestrzegania restrykcyjnej diety pozostającej wciąż złotym 

standardem leczenia w PKU. 
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A.1.3. Podsumowanie 
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Aneks C.  

C.1. Preparaty białkozastępcze refundowane w diecie 

eliminacyjnej w PKU u osób powyżej 3. roku życia 

W analizie uwzględniono ceny refundowanych preparatów białkozastępczych na podstawie 

obowiązującego obwieszczenia Ministra Zdrowia z dnia 17 marca 2026 [22]. W przypadku preparatów 

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

podstawę limitu wyznacza: 

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

 PKU GMPro Delight, opakowanie 30 saszetek po 30 g produktu, 

 PKU GMPro Delight, opakowanie 30 saszetek po 40 g produktu. 

 




















