Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

www.aotmit.gov.pl

Rekomendacja nr 136/2026
z dnia 16 wrzes$nia 2026 .
Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
w sprawie objecia refundacja produktu PKU GMPro Delight
we wskazaniu: fenyloketonuria (PKU) u pacjentéw powyzej 3 roku zycia,
u ktérych dobowa tolerancja fenyloalaniny pozwala na zastosowanie
preparatéw glikomakropeptydowych

Prezes Agencji rekomenduje objecie refundacja produktu PKU GMPro Delight we wskazaniu:
fenyloketonuria (PKU) u pacjentow powyzej 3 roku zycia, u ktérych dobowa tolerancja fenyloalaniny
pozwala na zastosowanie preparatéw glikomakropeptydowych pod warunkiem obnizenia ceny.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny dotyczy oceny zasadnosci refundacji w aptece na recepte $rodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego PKU GMPro Delight (Berry/Tropical). Oceniany $rodek
jest produktem w postaci proszku o niskiej zawartosci fenyloalaniny, zawierajagcym glikomakropeptydy
(GMP). Oceniane wskazanie dotyczy fenyloketonurii (PKU) u pacjentéow powyzej 3 roku zycia, u ktérych
dobowa tolerancja fenyloalaniny pozwala na zastosowanie preparatéw glikomakropeptydowych.

Dla pacjentéw z populacji docelowej, aktualnie refundowanymi produktami biatkozastepczymi
sg zaréwno preparaty pochodzenia naturalnego oparte na glikomakropeptydzie (w tym PKU GMPro Mix-
In), jak i syntetyczne preparaty bezfenyloalaninowe (L-AA).

W analizie klinicznej nie przestawiono badan bezposrednio poréwnujacych skuteczno$é ocenianej
technologii z aktywnym komparatorem. Przeprowadzona ocena opiera sie na gtéwnie na

Zgodnie z wynikami analizy ekonomicznej wnioskodawcy, $redni miesieczny koszt stosowania
PKU GMPro Delight wynosi , W zaleznosci od wariantu produktu i jest
terapii preparatami opartymi na glikomakropeptydzie, tj. PKU Sphere
oraz PKU GMPro Mix In . Koszty terapii komparatorami opartymi na L-AA s3 nizsze i wahaja
sie w przypadku produktu Phenyl-Free 2HP w przypadku produktu Milupa
PKU 2 mix. Wyniki analizy wptywu na budzet wskazujg natomiast na zmniejszenie wydatkow ptatnika
publicznego, o ok. 14 tys. PLN w | roku refundacji oraz o ok. 21 tys. PLN w Il roku refundacji. Nalezy
jednak podkresli¢ ograniczenia przedstawionych wynikéw zwigzane z niepewnoscia przyjetych zatozen
dotyczacych wielkosci populacji docelowe;j.

W rekomendacjach klinicznych jako podstawe leczenia PKU wskazuje sie diete z ograniczeniem podazy
fenyloalaniny, uzupetniang preparatami biatkozastepczymi niezawierajacymi lub zawierajgcymi jedynie
Sladowe ilosci Phe. Celem postepowania jest utrzymanie prawidtowej kontroli metabolicznej, tj. stezenia
Phe w zakresie 120-360 umol/l u dzieci do 12 lat oraz 120-600 umol/I u mtodziezy i dorostych.

Wozieto pod uwage, ze fenyloketonuria nalezy do choréb rzadkich, a wybér i dostepnosc¢ produktow
dietetycznych ubogofenyloalaninowych, zwtaszcza dobrze tolerowanych i akceptowanych,
jest szczegdlnie istotny dla indywidualnego dostosowania postepowania w tej jednostce chorobowe;.
Dostepnos$¢ dodatkowych wariantéw smakowych ocenianego produktu moze zwiekszy¢é mozliwosci
takiego doboru terapii.

Majac na uwadze powyzsze, po zapoznaniu sie ze Stanowiskiem Rady Przejrzystosci, Prezes Agencji
uznaje za zasadne finansowanie wnioskowane;j terapii po spetnieniu warunku okreslonego jako obnizenie
kosztéw stosowania produktu PKU GMPro Delight.
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Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy oceny zasadnosci finansowania ze $rodkéw publicznych $rodka

spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego:

e PKU GMPro Delight Berry, dieta eliminacyjna w fenyloketonurii, proszek, 15 g biatka, 30 saszetek
po 30g, GTIN: 4016922002530; cena zbytu netto:

e PKU GMPro Delight Berry, dieta eliminacyjna w fenyloketonurii, proszek, 20 g biatka, 30 saszetek
po 40g, GTIN: 4008976440536; cena zbytu netto:

e PKU GMPro Delight Tropical, dieta eliminacyjna w fenyloketonurii, proszek, 15 g biatka, 30 saszetek
po 30g, GTIN: 4016922002523; cena zbytu netto:

e PKU GMPro Delight Tropical, dieta eliminacyjna w fenyloketonurii, proszek, 20 g biatka, 30 saszetek
po 40g, GTIN: 4008976440512; cena zbytu netto:

Proponowana odptatnos$¢ i kategoria dostepnosci refundacyjnej: w aptece na recepte we wskazaniu
okreslonym stanem klinicznym, ryczatt, w istniejacej grupie limitowej (216.25 Diety eliminacyjne
w fenyloketonurii - produkty z glikomakropeptydami (GMP)).

Problem zdrowotny

Fenyloketonuria (PKU) to wrodzona choroba uwarunkowana genetycznie, w przebiegu ktorej z powodu
niedoboru enzymu - hydroksylazy fenyloalaninowej (PAH) - w organizmie gromadzi sie nadmiar
aminokwasu fenyloalaniny (Phe).

Czestos¢ wystepowania fenyloketonurii jest rézna w zaleznosci od obszaru geograficznego.
W populacjach europejskich wynosi okoto 1:10 000-1:15 000. W Polsce zachorowalno$¢ ksztattuje
sie na poziomie 1:7 000-1:8 000.

Alternatywna technologia medyczna

Biorac pod uwage technologie aktualnie finansowane ze $rodkéw publicznych, jako komparatory
wskazano preparaty biatkozastepcze stosowane w leczeniu dietetycznym fenyloketonurii, obejmujace
zardowno preparaty pochodzenia naturalnego oparte na glikomakropeptydzie (PKU Sphere, PKU GMPro
Mix-In), jak i syntetyczne preparaty bezfenyloalaninowe - skondensowane (Milupa PKU 3 advanta,
Milupa PKU 2 prima, Milupa PKU 2 secunda, Lophlex, PKU Lophlex LQ, PKU Cooler, PKU Express, PKU
Gel, Mevalia PKU Motion) oraz nieskondensowane (PKU Anamix junior, Milupa PKU 2 mix, Milupa PKU
2, Phenyl-Free 2, Easiphen, Phenyl-Free 2HP, XP Maxamum, Milupa PKU 3 tempora).

WYybér komparatoréw uznano za zasadny.
Opis wnioskowanego swiadczenia

PKU GMPro to zywnos$¢ specjalnego przeznaczenia medycznego, do postepowania dietetycznego
w potwierdzonej fenyloketonurii (PKU). PKU GMPro jest produktem w postaci proszku, niekompletnym
pod wzgledem odzywczym, o niskiej zawartosci fenyloalaniny, zawierajagcym glikomakropeptydy (GMP),
egzogenne i endogenne aminokwasy, weglowodany, ttuszcz (w tym kwas dokozaheksaenowy (DHA)),
witaminy, sktadniki mineralne i pierwiastki sladowe oraz rozpuszczalny btonnik.

Produkt PKU GMPro Delight (Berry/Tropical) przeznaczony jest dla dzieci powyzej 3. roku zycia,
mtodziezy i dorostych wymagajacych odpowiednio dobranej diety.

Oceniane wskazanie dotyczy fenyloketonurii (PKU) u pacjentow powyzej 3 roku zycia, u ktérych dobowa
tolerancja fenyloalaniny pozwala na zastosowanie preparatow glikomakropeptydowych.

Ocena skutecznosci (klinicznej oraz praktycznej) i bezpieczenstwa
Do analizy klinicznej wtaczono

Celem przedstawienia danych dla komparatoréw uwzgledniono tacznie 29 badan, w tym 1 badanie
oceniajgce produkt PKU GMPro Mix-In, 7 badan dotyczacych produktu PKU Sphere oraz 21 badan
dla preparatéw L-AA.

Szczegotowe opisy i wyniki wtaczonych do analizy badan przedstawiono w analizie weryfikacyjnej
Agencji (AWA) i analizach wnioskodawcy.

Skutecznos¢
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W wiekszosci badan dla komparatorow (produkty oparte na glikomakropeptydzie: PKU Sphere, PKU
GMPro Mix-In, produkty aminokwasowe: L-AA) stezenia Phe pozostawaty w zakresach docelowych,
a obserwowane zmiany stezenia tyrozyny byty niewielkie lub wskazywaty na jej wzrost po spozyciu
ocenianego produktu.

Bezpieczenstwo

Nie zidentyfikowano dodatkowych alertéw i komunikatéow dotyczacych bezpieczenstwa produktu PKU
GMPro Delight.

W publikacji Pinto 2024 poréwnujacej produkty oparte na glikomakropeptydzie (gtéwnie PKU Sphere)
z preparatami aminokwasowymi (L-AA; PKU Gel, PKU Cooler, PKU Air, PKU Lophlex LQ)
nie odnotowano wystepowania ciezkich zdarzen niepozadanych.

Ograniczenia

Dostepne dowody dotyczace skutecznosci i akceptowalnoéci PKU GMPro Delight s3 ograniczone,
a wnioskowanie z analizy klinicznej opiera sie wytacznie na

Ponadto, brak jest poréwnania skutecznosci PKU GMPro
Delight wzgledem wybranych komparatoréw, wyniki przedstawiono jedynie w sposéb opisowy.

Propozycje instrumentéw dzielenia ryzyka
Nie zaproponowano RSS.
Ocena ekonomiczna, w tym szacunek kosztéw do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych

W ramach oceny optacalnosci przeprowadzono analize konsekwencji kosztow (CCA). Ponizej
przedstawiono wyniki z perspektywy ptatnika publicznego (NFZ).

Sredni miesieczny koszt stosowania PKU GMPro Delight wynosi od ,

w zaleznosci od wariantu produktu i jest terapii preparatami opartymi
na glikomakropeptydzie, tj. PKU Sphere oraz PKU GMPro Mix In . Koszty terapii
komparatorami opartymi na L-AA wahaja sie w przypadku produktu Phenyl-Free 2HP

w przypadku produktu Milupa PKU 2 mix.

Progowa cena zbytu netto, przy ktérej koszt stosowania PKU GMPro Delight zréwnuje sie z kosztem
stosowania najtanszego komparatora w miesiecznym horyzoncie czasowym, wynosi:

dla PKU GMPro Delight 30 g oraz dla PKU GMPro Delight 40 g, w poréwnaniu z produktem
Phenyl-Free 2HP.

Ograniczenia

Brak jest badan poréwnujacych analizowane interwencje, co skutkuje niepewnoscia przyjetych zatozen
(ograniczenia analizy klinicznej majg zastosowanie dla analizy ekonomicznej). Ponadto, analiza
nie obejmuje dtugoterminowego modelowania kosztéow i efektow zdrowotnych, przyjeto miesieczny
horyzont czasowy.

Wskazanie czy zachodza okolicznosci, o ktérych mowa w art. 13 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011r.0
refundacji lekéw, srodkéow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow
medycznych (Dz.U. z 2025 r. poz. 907, z p6zn. zm.)

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

Analiza wptywu na budzet zostata przeprowadzona w dwuletnim horyzoncie czasowym z perspektywy
ptatnika publicznego (NFZ).

Oszacowano liczbe pacjentéw stosujgcych wnioskowang technologie w scenariuszu nowym
na pacjentéw w | roku oraz  pacjentéw w Il roku.

Wyniki analizy wskazuja, ze objecie refundacja Srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
zywieniowego PKU GMPro Delight Berry / PKU GMPro Delight Tropical spowoduje zmniejszenie
wydatkéw ptatnika publicznego o ok.:

e 14 tys. PLN w | roku refundaciji;
e 21 tys. PLN w Il roku refundaciji.
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Sktadowa kosztu, stanowigca kwote refundacji produktu PKU GMPro Delight (Berry/Tropical) wynosi
ok. w lrokui w Il roku analizy.

Ograniczenia

Gtéwne ograniczenia analizy dotyczg niepewnosci zatozen dotyczacych liczebnosci populacji docelowej.
W ramach analizy wrazliwosci nie przetestowano wariantu

Uwagi do proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka

Nie dotyczy.

Uwagi do programu lekowego

Bez uwag.

Oméwienie rozwigzan proponowanych w analizie racjonalizacyjnej

Nie dotyczy.

Oméwienie rekomendacji wydawanych w odniesieniu do ocenianej technologii
Rekomendacje kliniczne

W rekomendacjach klinicznych (ACMG 2023, GMDI 2022, ESPKU 2025) jako podstawe postepowania
u pacjentow z fenyloketonuriag (PKU) wskazuje sie leczenie dietetyczne polegajace na ograniczeniu
podazy fenyloalaniny (Phe), ktorego celem jest utrzymanie prawidtowej kontroli metabolicznej
oraz zapobieganie powiktaniom choroby. Wedtug europejskich wytycznych (ESPKU 2025) u dzieci
w wieku do 12 lat zalecane jest utrzymywanie stezenia Phe w zakresie 120-360 umol/l, natomiast
u mtodziezy (12-18 lat) oraz oséb dorostych (>18 lat) rekomendowany zakres wynosi 120-600 umol/I.
Kluczowym elementem postepowania dietetycznego u pacjentéw, u ktérych spozycie naturalnego biatka
jest ograniczone, jest stosowanie preparatéw biatkozastepczych niezawierajgcych lub zawierajacych
$ladowe ilosci Phe.

Rekomendacje refundacyjne

Odnaleziono 1 rekomendacje refundacyjng pozytywna wydang przez PBAC (Australia) w 2026 r. Produkt
PKU GMPro Delight uznano za poréwnywalny z refundowanym komparatorem PKU Sphere20.
Zaznaczono takze, ze PKU GMPro Delight jest przeznaczony dla pacjentéw od 3. roku zycia, natomiast
PKU Sphere20 moze by¢ stosowany od 4. roku zycia, zatem finansowanie ocenianego produktu
rozszerza dostep do refundowanego leczenia dietetycznego na dzieci w wieku 3-4 lat.

Wedtug informacji przedstawionych przez wnioskodawce produkt PKU GMPro Delight w ocenianym
wskazaniu jest finansowany w 4 krajach UE i EFTA (na 30 wskazanych).

Podstawa przygotowania rekomendacji

Rekomendacja zostata przygotowana na podstawie zlecenia z dnia 29 czerwca 2026 r. Ministra Zdrowia (znak pisma:
PLR.4500.914.2026.2.DGO, PLR.4500.915.2026.2.DGO, PLR.4500.916.2026.2.DGO,PLR.4500.917.2026.2.DGO),
W sprawie przygotowania rekomendacji Prezesa w sprawie objecia refundacja produktu PKU GMPro Delight
we wskazaniu: fenyloketonuria (PKU) u pacjentéw powyzej 3 roku zycia, u ktérych dobowa tolerancja fenyloalaniny
pozwala na zastosowanie preparatéw glikomakropeptydowych, na podstawie art. 35 ust 1. ustawy z dnia 12 maja
2011 roku o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow
medycznych (Dz.U. z 2025 r. poz. 907, z pdzn. zm.), po uzyskaniu Stanowiska Rady Przejrzystosci nr 130/2026 z dnia
7 wrzesnia 2026 roku w sprawie oceny $rodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego PKU GMPro
Delight Berry, Delight Tropical we wskazaniu dot. fenyloketonurii.

Pismiennictwo

1. Wniosek o objecie refundacja $rodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego PKU GMPro
Delight we wskazaniu: fenyloketonuria (PKU) u pacjentéw powyzej 3 roku zycia, u ktérych dobowa tolerancja
fenyloalaniny pozwala na zastosowanie preparatow glikomakropeptydowych. Analiza weryfikacyjna
OTLI.4130.2.2026.

2. Stanowisko Rady Przejrzystos$ci nr 130/2026 z dnia 7 wrze$nia 2026 roku w sprawie oceny srodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego PKU GMPro Delight Berry, Delight Tropical we wskazaniu
dot. fenyloketonurii.



