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Rekomendacja nr 76/2013
z dnia 1 lipca 2013 r.

Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych

w sprawie objecia refundacjg srodka spozywczego specjalnego

przeznaczenia zywieniowego PKU Cooler we wskazaniu:

dieta eliminacyjna w fenyloketonurii gotowa do uzycia, w ptynie,

skondensowana, porcjowana zawierajaca DHA przeznaczona

dla dzieci powyzej 3 r.z., mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy

Prezes Agencji rekomenduje objecie refundacjg s$rodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego PKU Cooler w postaciach:

PKU Cooler 10 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml,
30 torebek po 87 ml EAN 5060014051387;

PKU Cooler 10 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml,
30 torebek po 87 ml EAN 5060014051394;

PKU Cooler 10 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek
po 87 ml EAN 5060014051363;

PKU Cooler 10 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml,
30 torebek po 87 ml EAN 5060014051370;

PKU Cooler 15 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek
po 130 ml EAN 5060014051417,

PKU Cooler 15 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml,
30 torebek po 130 ml EAN 5060014051431;

PKU Cooler 15 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml,
30 torebek po 130 ml EAN 5060014051424;

PKU Cooler 15 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml,
30 torebek po 130 ml EAN 5060014051479;

PKU Cooler 20 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml,
30 torebek po 174 ml EAN 5060014051554;

PKU Cooler 20 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek
po 174 ml EAN 5060014051530;
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- PKU Cooler 20 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml,
30 torebek po 174 ml EAN 5060014051547;

- PKU Cooler 20 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml,
30 torebek po 174 ml EAN 5060014051684

we wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii gotowa do uzycia, w ptynie,
skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA przeznaczona dla dzieci powyzej 3 roku zycia,
mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy, w ramach odrebnej grupy limitowej,
z wnioskowanym poziomem odpfatnosci dla pacjenta ryczatt (art. 14 ust. 1 pkt 2a ustawy
o refundacji lekéw, srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz
wyrobéw medycznych).

Uzasadnienie rekomendacji

Prezes Agencji, przychylajac sie do stanowiska Rady Przejrzystosci uwaza, ze objecie
refundacjg preparatu PKU Cooler zwiekszy rdznorodnos¢ preparatéw zywieniowych
dostepnych w Polsce dla pacjentéw z fenyloketonurig. Postaé ptynna produktu, a takze
roznorodnos¢ smakdéw, pozwoli nawet najmtodszym pacjentom na stosowanie zalecanej
przez lekarzy diety w tym wskazaniu, co jest kluczowe dla zahamowania rozwoju choroby.

Majagc na uwadze powyzisze, finansowanie przedmiotowej technologii ze srodkdéw
publicznych jest zasadne.

Przedmiot wniosku

Podmiot odpowiedzialny, we wniosku o objecie refundacjg i ustalenie urzedowej ceny zbytu srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego (Ssspz) zaproponowat ceny zbytu netto:

Problem zdrowotny

Klasyczna hiperfenyloalaninemia, nazywana fenyloketonurig (ang. phenylketonuria, PKU), jest
spowodowana mutacjg punktowg genu hydroksylazy fenyloalaninowej na 12 chromosomie, ktéra
prowadzi do catkowitego braku lub znacznego obnizenia aktywnosci tego enzymu, warunkujgcego
przemiane fenyloalaniny w tyrozyne. Skutkiem uszkodzenia jednego ze sktadnikéw systemu
katabolizmu fenyloalaniny jest jej trwate podwyzszone stezenie we krwi i ptynach ustrojowych.

W Polsce PKU wystepuje ze srednig czestoscig ok. 1:7500 zywych urodzen. Wedtug danych Polskiego
Towarzystwa Fenyloketonurii, na terenie Polski zarejestrowanych jest ok. 2250 pacjentéw, z ktorych
ok. 1900 utrzymuje kontakt z regionalng poradnig leczenia fenyloketonurii.

Pierwsze objawy choroby pojawiajg sie stopniowo okoto 3. mies. zycia. Ulega zahamowaniu rozwdéj
psychoruchowy, wystepujg sporadyczne wymioty, wysypki skdrne o charakterze wyprysku, jasniejsza
niz u rodzenstwa karnacja skory, rozpoznawany jest tez charakterystyczny zapach. Mogg wystepowadé
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drgawki, nadpobudliwos$¢, hipotonia miesniowa, matogtowie. lloraz inteligencji w nieleczonej
fenyloketonurii nie przekracza zwykle 50. Badania przesiewowe w kierunku PKU, wykonywane
obecnie u wszystkich noworodkéw, umozliwiajg rozpoznanie choroby w okresie bezobjawowym
i wczesne eliminowanie fenyloalaniny z diety, co zapobiega postepujgcemu uszkodzeniu mézgu.

Warunkiem petnej skutecznosci leczenia fenyloketonurii jest rozpoczecie stosowania diety
eliminacyjnej najpdiniej w 3. mies.zycia i systematyczne jej przestrzeganie. Uwazia sie,
Ze ograniczenia dietetyczne nalezy stosowacé przez cate zycie. W celu obnizenia stezenia fenyloalaniny
we krwi stosuje sie rézne mieszanki mlekozastepcze, ktére pozwalajg na ograniczenie podazy
fenyloalaniny, bez zmniejszenia ogdlnej podazy biatka.

Wymagane jest utrzymywanie stezenia fenyloalaniny (Phe) w czasie leczenia na statym poziomie -
najwyzsze powinno wynosi¢ 3-7 mg% (0,18-0,42 mmol/I). Nadmierna podaz fenyloalaniny przyczynia
sie do stopniowego uszkodzenia mdzgu, za$ nadmierne obnizenie podazy tego aminokwasu moze
prowadzi¢ do jej niedoboru skutkujgcego zahamowaniem wzrostu, sennoscig, niedokrwistoscia,
biegunka, a nawet zgonem. Szczegdlnie wazne jest utrzymanie stezenia fenyloalaniny ponizej 10 mg%
(0,6 mmol/l) u ciezarnych kobiet z fenyloketonurig. Wyzsze stezenia fenyloalaniny u przysztej matki
zagrazajg wystgpieniem u noworodka tzw. fenyloketonurii matczynej, ktora objawia sie opdznieniem
umystowym, matogtowiem, niekiedy wrodzong wadg serca.

Opis wnioskowanego $wiadczenia

PKU Cooler jest dietetycznym srodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia medycznego.
Do obrotu zostat dopuszczony 31.12.2012 roku. W skfadzie produktu znajduje sie: woda, sacharoza,
L-asparaginian L-lizyny, L-leucyna, L-tyrozyna, glicyna, regulator kwasowosci (E330), L-asparaginian L-
argininy, L-walina, L-prolina, L-treonina, L-izoleucyna, skrobia modyfikowana, fosforan wapnia,
fosforan magnezu, L-seryna, cytrynian potasu, L-alanina, L-histydyna, diwinian choliny, L-cystyna, olej
z tuniczyka, L-tryptofan, chlorek sodu, L-metionina, L -arginina, aromat, kwas L-askorbinowy,
kazeinian sodu (z mleka), syrop glukozowy w proszku, dekstroza, emulgator (lecytyna sojowa),
substancja zageszczajgca (E415), barwnik (E160a), substancja stodzgca (acesulfam K), konserwanty
(E202, E211), glukonian cynku, przeciwutleniacze (E301, mieszanina naturalnych tokoferoli, E304,
E307), tauryna, L-winian L-karnityny, siarczan zelaza, maltodekstryna, octan DL-alfa-tokoferylu,
glukonian manganu, nikotynamid, glukonian miedzi, octan retinylu, D -pantotenian wapnia,
chlorowodorek pirydoksyny, chlorowodorek tiaminy, ryboflawina, kwas foliowy (kwas
pteroilomonoglutaminowy), chlorek chromu (lll), jodek potasu, molibdenian (VI) sodu, D-biotyna,
selenin  sodu, witamina K (filochinon), witamina D3 (cholekalcyferol), witamina B12
(cyjanokobalamina).

Alternatywna technologia medyczna

Skutecznos¢ kliniczna
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Skutecznos¢ praktyczna

Bezpieczenstwo stosowania

Propozycje instrumentdéw dzielenia ryzyka

Stosunek kosztow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych
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Wskazanie czy zachodzg okolicznosci, o ktérych mowa w art. 13 ust. 3 ustawy z dnia
12 maja 2011 r. o refundacji lekow, Srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
2Zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. nr 122, poz.696 z p6zn. zm.)

Nie dotyczy.
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Wptyw na budzet ptatnika publicznego
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Uwagi do proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka

Omdwienie rozwigzan proponowanych w analizie racjonalizacyjnej
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Omodwienie rekomendacji wydawanych w innych krajach w odniesieniu do ocenianej
technologii

Odnalezione wytyczne kliniczne zalecajg stosowanie diety niskofenyloalaninowej (w zadnym
z dokumentdw nie znalazta sie informacja zalecajaca konkretnie diete PKU Cooler). Podstawg diety s3
biatkozastepcze preparaty nisko— lub bezfenyloalaninowe. Mozliwe jest spozywanie niskobiatkowych
pokarméw (owoce, warzywa niskoskrobiowe). Nie odnaleziono rekomendacji klinicznych
odnoszacych sie wprost do wnioskowanych $sspz.

Informacje o pozytywnej rekomendacji refundacyjnej dla diety PKU Cooler odnaleziono jedynie na
stronie PBAC.

Podstawa przygotowania rekomendacji

Rekomendacja zostata przygotowana na podstawie zlecenia z dnia 30.04.2013 r. Ministra Zdrowia (znak pisma:
MZ-PLA-460-18595-1/KWA/13), w sprawie objecia refundacjg iustalenia urzedowej ceny zbytu S$rodkéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego: PKU Cooler 10 Purple, ptyn, produkt gotowy do
spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051387; PKU Cooler 10 White, ptyn, produkt
gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051394; PKU Cooler 10 Red, ptyn,
produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051363; PKU Cooler 10
Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051370; PKU
Cooler 15 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN
5060014051417; PKU Cooler 15 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po
130 ml EAN 5060014051431; PKU Cooler 15 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30
torebek po 130 ml EAN 5060014051424; PKU Cooler 15 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g
biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051479; PKU Cooler 20 Purple, ptyn, produkt gotowy do
spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051554; PKU Cooler 20 Red, ptyn, produkt
gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051530; PKU Cooler 20 Orange,
ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051547; we
wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii gotowa do uzycia, w ptynie, skondensowana, porcjowana
zawierajaca DHA przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy, oraz PKU
Express 15 o smaku pomararficzowym, proszek,15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, EAN 5060014051738; PKU
Express 15 o smaku neutralnym, proszek,15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, EAN 5060014051585; PKU
Express 15 o smaku cytrynowym, proszek,15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, EAN 5060014051745; PKU
Express 15 o smaku owocdw tropikalnych, proszek,15 g biatka/25 g, 30 saszetek po 25 g, EAN 5060014051752;
PKU Express 20 o smaku pomaranczowym, proszek, 20 g biatka/34 g, 30 saszetek po 34 g, EAN 5060014051769;
PKU Express 20 o smaku neutralnym, proszek, 20 g biatka/34 g, 30 saszetek po 34 g, EAN 5060014051639; PKU
Express 20 o smaku cytrynowym, proszek, 20 g biatka/34 g, 30 saszetek po 34 g, EAN 5060014051776; PKU
Express 20 o smaku owocéw tropikalnych, proszek, 20 g biatka/34 g, 30 saszetek po 34 g, EAN 5060014051783;
we wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii - skondensowany, porcjowany preparat w proszku,
przeznaczony dla dzieci powyzej 3 r. z., mtodziezy, dorostych oraz kobiet w cigzy, na podstawie art. 35 ust 1.
ustawy z dnia 12 maja 2011 roku o refundacji lekdw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. Nr 122, poz. 696, z pdzn. zm.), po uzyskaniu stanowisk Rady
Przejrzystosci nr 101 — 112/2013 z dnia 1 lipca 2013 r. w sprawie oceny $rodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego PKU Cooler.
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Pismiennictwo:

1.

Stanowiska Rady Przejrzystosci nr 101 — 112/2013 z dnia 1 lipca 2013 r. w sprawie oceny srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego PKU Cooler.

Analiza weryfikacyjna Nr: AOTM-0T-4350-6/JM/2013. PKU Cooler 10 Purple, ptyn, produkt gotowy do
spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051387; PKU Cooler 10 White, ptyn,
produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN 5060014051394; PKU Cooler
10 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30 torebek po 87 ml EAN
5060014051363; PKU Cooler 10 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 10 g biatka/87 ml, 30
torebek po 87 ml EAN 5060014051370; PKU Cooler 15 Red, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g
biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051417; PKU Cooler 15 Purple, ptyn, produkt
gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN 5060014051431; PKU Cooler 15
Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30 torebek po 130 ml EAN
5060014051424; PKU Cooler 15 White, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 15 g biatka/130 ml, 30
torebek po 130 ml EAN 5060014051479; PKU Cooler 20 Purple, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g
biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051554; PKU Cooler 20 Red, ptyn, produkt gotowy
do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051530; PKU Cooler 20 Orange,
ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN 5060014051547; PKU
Cooler 20 Orange, ptyn, produkt gotowy do spozycia, 20 g biatka/174 ml, 30 torebek po 174 ml EAN
5060014051684; we wskazaniu: dieta eliminacyjna w fenyloketonurii gotowa do uzycia, w ptynie,
skondensowana, porcjowana zawierajgca DHA przeznaczona dla dzieci powyzej 3 r. z., mtodziezy,
dorostych oraz kobiet w cigzy.



