Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 71/2014 z dnia 25 lutego 2014 r.
w sprawie zasadnosci wydawania zgody na refundacje srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego Glycosade
(Dieta eliminacyjna), saszetki a4 60 g we wskazaniu: glikogenoza typu |

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wydawanie zgody na refundacje
w ramach importu docelowego srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego Glycosade (Dieta eliminacyjna), saszetki ¢ 60 g we wskazaniu:
glikogenoza typu |.

Uzasadnienie

Dowody naukowe wskazujgce na przewage srodka spoZzywczego specjalnego
przeznaczenia Zywieniowego Glycosade w leczeniu glikogenozy typu | pochodzg
z ograniczonej ilosci, stabej/umiarkowanej jakosci badan klinicznych. Mimo to,
poniewaz glikogenoza typu | nalezy do grupy chordb rzadkich, mozna je uznac
za wystarczajgce dla uznania ocenianej interwencji za skutecznq klinicznie
u czesci chorych w zakresie wtornych punktow kornicowych mogqgcych wptyngc
na jakos¢ ich zycia. Stosowanie przetworzonej skrobi kukurydzianej
u pacjentow cierpigcych na glikogenoze typu | jest rekomendowane przez zespot
European Study on Glycogen Storage Disease Type I. Brak jest danych
pozwalajgcych ocenic kosztowq efektywnosc interwencji, jednak rekomendacje
innych instytucji dotyczgce finansowania produktu Glycosade we wskazaniu:
choroby spichrzeniowe glikogenu, sq rowniez pozytywne.

Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministerstwa Zdrowia (pismo znak MZ-PLD-460-18536-42/AL/13 z dnia 3 lipca 2013 roku)
dotyczy zbadania zasadnosci wydawania zgody na refundacje srodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego Glycosade (Dieta eliminacyjna), saszetki 4 60 g we wskazaniu:
glikogenoza typu .

Tryb zlecenia: art. 31 e ust 1 ustawy z dnia 24 sierpnia 2004 roku o swiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz.U. 2004 nr 210 poz. 2135, z pdzn. zm.) w zwigzku z art. 39
ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekédw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz.U. 2011 nr 122 poz. 696, z pdzn. zm.).

Przygotowano raport skrécony ograniczony do analizy skutecznosci oraz profilu bezpieczeristwa
z wykorzystaniem ogdlnodostepnych informacji dotyczacych rejestracji, danych pochodzacych
z badan wtérnych (metaanalizy oraz przeglady systematyczne), a w przypadku ich braku z najbardziej
wiarygodnych badan pierwotnych, wnioskéw ptyngcych z przegladu dostepnych rekomendacji
klinicznych i refundacyjnych na swiecie oraz w oparciu o opinie ekspertéw klinicznych.

Zwrdcono sie takze do Konsultantow Krajowych i Wojewddzkich w dziedzinie pediatrii oraz pediatrii
onkologicznej, zidentyfikowanych przez analitykdbw AOTM, jako posiadajacych doswiadczenie
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w stosowaniu ocenianej interwencji, z prosbg o opinie dotyczacg zbadania zasadnosci wydawania
zgody na refundacje srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego Glycosade (Dieta
eliminacyjna) we wnioskowanym wskazaniu w ramach importu docelowego oraz dodatkowe dane,
dotyczgce aktualnej praktyki klinicznej w ocenianym wskazaniu.

Problem zdrowotny

Glikogenozy (ang. glycogen storage diseases — GSD) to choroby genetyczne wynikajace z zaburzen
metabolizmu glikogenu - polimerycznej czasteczki wielocukru bedacego materiatem zapasowym,
stuzgcym jako wewnatrzkomdrkowe zrddto energii.

Czestos¢ wystepowania wszystkich typéw glikogenoz w populacji wynosi 1:40 000, natomiast
czestos¢ wystepowania glikogenozy typu | wynosi 1:100 tysiecy zywych urodzen.
Opis wnioskowanej technologii medycznej

Glycosade jest wskazany do stosowania dietetycznego w przypadku choroby zwigzanej
z odktadaniem glikogenu (GSD), gdy wskazane jest stosowanie skrobi dtugo dziatajacej.

Alternatywne technologie medyczne

Na podstawie opinii ekspertow klinicznych ds. pediatrii oraz pediatrii metabolicznej nie ma terapii
alternatywnej dla stosowania Glycosade.

Skutecznosé kliniczna

Do analizy klinicznej wtaczono jedno randomizowane, badanie z grupg kontrolng (Correia 2008)
porownujgce skutecznosé skrobi modyfikowanej (Glycosade) z obecnie stosowang terapig skrobig
kukurydziang u pacjentéw glikogenozg typu |. Wyniki wskazujg, iz skrobia modyfikowana okazata sie
skuteczniejsza od standardowej terapii w wydtuzaniu czasu do wystgpienia hipoglikemii.

Do analizy klinicznej wtgczono 2 przeglady systematyczne. Zaréwno w publikacjach Froissart 2011, jak
i Shah 2013 zwrdcono uwage, iz spozywanie modyfikowanej skrobi kukurydzianej utrzymuje znacznie
dtuzej prawidiowe stezenie glukozy we krwi niz spozywanie standardowo stosowanej skrobi
kukurydziane;j.

Skutecznos¢ praktyczna
Brak danych.
Bezpieczenstwo stosowania

Nie odnaleziono dodatkowych informacji dotyczacych bezpieczeistwa w bazach EMA, FDA i URPL.
Preparat Glycosade nie posiada Charakterystyki Produktu Leczniczego.

Stosunek kosztow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych
Brak danych.
Wptyw na budzet ptatnika publicznego

W 2012 r. wydano 7 zgdd na import docelowy Glycosade, tgczna liczba zrefundowanych opakowan
wyniosta 30, cena za opakowanie 738,55 PLN. W 2013 r. (dane za Il kwartat) wydano 9 zgdd na
import docelowy Glycosade, faczna liczba zrefundowanych opakowan wyniosta 51, cena za
opakowanie wahata sie w przedziale 451-743 PLN.

Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej

Do analizy wtgczono 2 rekomendacje kliniczne dotyczace postepowania klinicznego u pacjentéw
z glikogenozg typu |. Wytyczne British Inherited Metabolic Disease Group nie zawieraty informacji
dotyczacych zastosowania preparatu Glycosade we wnioskowanym wskazaniu. European Study on
Glycogen Storage Disease Type | rekomenduje stosowanie przetworzonej skrobi kukurydzianej u
pacjentéw cierpigcych na glikogenoze typu I.
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Odnaleziono 3 rekomendacje dotyczace finansowania produktu Glycosade we wskazaniu: choroby
spichrzeniowe glikogenu. Do analizy wtgczono rekomendacje PBAC, Ontario - Ministry of Health and
Long-Term Care oraz INAMI. Wszystkie przedstawione rekomendacje byty pozytywne.

Dodatkowe uwagi Rady

Ze wzgledu na ograniczong ilo$¢ i jakos¢ danych naukowych ocena $rodka spozywczego specjalnego
przeznaczenia zywieniowego wymaga weryfikacji po ukazaniu sie wynikéw kolejnych badan
klinicznych.

Biorgc pod uwage powyzsze argumenty, Rada Przejrzystosci przyjeta stanowisko jak na wstepie.

Wiceprzewodniczgcy Rady Przejrzystosci
prof. Michat Mysliwiec

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31 e ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotne;j
finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2008 r. Nr 164, poz.1027 z pdzn .zm.) w zwigzku z art. 39 ust. 3 ustawy z
dnia 12 maja 2012 roku o refundacji lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobdéw
medycznych (Dz. U. Nr 122, poz. 696 z pdin. zm.), z uwzglednieniem raportu ws. zasadnosci wydawania zgody na
refundacje produktu leczniczego AOTM-DS-431-13/2013, Zbadanie zasadno$ci wydawania zgody na refundacje $rodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego Glycosade (Dieta eliminacyjna), saszetki 4 60 g we wskazaniu:
glikogenoza typu |, luty 2014 r.

Inne wykorzystane zrédta danych, oprécz wskazanych w ww. raporcie:

1. Nie dotyczy.
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