Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 178/2013 z dnia 26 sierpnia 2013 r.

w sprawie zasadnosci wydawania zgody na refundacje produktu
leczniczego Gammalon (kwas gamma-aminomastowy) we
wskazaniach: porazenie dzieciece, posta¢ mézdzkowa, brak rozwoju
mowy, niedostuch obustronny; stwardnienie zanikowe boczne; brak
lub opdzniony rozwdj mowy; opdzniony rozwoj psychoruchowy,
gtownie mowy i funkcji poznawczych; autyzm dzieciecy, opdzniony
rozwaj psycho-ruchowy, znaczne opdznienie mowy; Zespot Potocki-
Lupski; brak rozwoju mowy czynnej oraz petnego rozumienia; Zespot
tamliwego chromosomu X — brak rozwoju mowy

Rada Przejrzystosci uwaza za nieuzasadnione wydawanie zgody na refundacje
produktu leczniczego Gammalon (kwas gamma-aminomastowy)
we wskazaniach: porazenie dzieciece, posta¢ mozdzkowa, brak rozwoju mowy,
niedostuch obustronny; stwardnienie zanikowe boczne; brak lub opdzniony
rozwdéj mowy; opodzniony rozwdj psychoruchowy, gtownie mowy i funkcji
poznawczych; autyzm dzieciecy, opdzniony rozwdj psycho-ruchowy, znaczne
opOZnienie mowy; Zespot Potocki-Lupski; brak rozwoju mowy czynnej oraz
petnego rozumienia; Zespdt tamliwego chromosomu X — brak rozwoju mowy.
Uzasadnienie

Brak jest dowodow na temat skutecznosci tego srodka, opublikowanych
w czasopismach o zasiegu miedzynarodowym, uzyskanych w badaniach

naukowych przeprowadzonych zgodnie z aktualnymi standardami. Lek ten nie
jest zarejestrowany w Unii Europejskiej i USA.

Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy zbadania zasadnosci wydawania zgody na refundacje produktu
leczniczego Gammalon (kwas gamma-aminomastowy), tabletki 4 250 mg we wskazaniach:

. mozgowe porazenie dzieciece, postaé mozidzkowa, brak rozwoju mowy, niedostuch
obustronny;

. SLA — stwardnienie zanikowe boczne;

. brak lub opdzniony rozwéj mowy;

. op6zniony rozwdj psychoruchowy, gtdwnie mowy i funkcji poznawczych;

. autyzm dzieciecy, opdzniony rozwdéj psycho-ruchowy, znaczne opdznienie mowy;

. Zespot Potocki-Lupski;
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. brak rozwoju mowy czynnej oraz petnego rozumienia;
o zespot tamliwego chromosomu X — brak rozwoju mowy

przy zatozeniu, ze wykorzystano u pacjenta dostepne alternatywne metody leczenia lub istniejg
przeciwwskazania do prowadzenia terapii z uzyciem takich metod.

Zlecenie z art. 31 e ust. 1 ustawy o z dnia 24 sierpnia 2004 roku o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2008 r. Nr 164, poz.1027 z pdin. zm.) oraz art. 39
ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2012 roku o refundacji lekéw, Srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych (Dz. U. Nr 122, p0z.696 z pdzn. zm.).

Wskazany produkt leczniczy jest sprowadzany z zagranicy zgodnie z art. 4 ustawy z dnia 6 wrzes$nia
2001 r. Prawo farmaceutyczne (Dz.U. z 2008 r. Nr 45, poz. 271, z pdzn. zm.), gdyz na terenie Polski nie
jest dopuszczony do obrotu.

Problem zdrowotny

Modzgowe porazenie dzieciece to grupa schorzen rozwojowych ruchu i postawy, ktére w postaci
mozdzkowej charakteryzujg sie obnizonym napieciem miesniowym. Czesto u chorych wystepuje
takze uposledzenie umystowe, zaburzenia mowy, wzroku, stuchu czy padaczka. Czestosc
wystepowania tej choroby szacuje sie na 2/1000 zywych urodzen.

Stwardnienie zanikowe boczne to postepujace, wybidrcze uszkodzenie obwodowego i osrodkowego
neuronu ruchowego, ktére objawia sie ostabieniem i niedowtadem koriczyn, brakiem zaburzen
czucia, a w konsekwencji prowadzi do niewydolnosci oddechowej. Czestos¢ wystepowania tej
choroby szacuje sie na 5/100 000 osdb.

Brak lub opdzniony rozwdj mowy moze wystepowaé z lub bez trudnosci w jej rozumieniu. Dzieci
najczesciej komunikujg sie gestami, a pierwsze stowa wypowiadajg po 2. roku zycia.
Charakterystyczna jest takze nadmierna aktywnos¢ lub sktonnos¢ do odosobnienia, trudnosci w
skupianiu uwagi, brak umiejetnosci zabawy w gronie rowiesnikow.

Opdzniony rozwdj psychoruchowy to zwolnienie tempa rozwoju w zakresie funkcji psychicznych i
ruchowych, ktdrym mogg towarzyszy¢ nieprawidtowosci w spostrzeganiu wzrokowym, stuchowym,
opdznienia w rozwoju mowy lub zaburzenia artykulacji. Niniejsze opdznienia oddziatujg na rozwdj
innych funkcji dziecka, a w konsekwencji jego zachowanie, tj.: pobudliwosé, agresje lub zahamowanie
aktywnosci, smutek.

Autyzm dzieciecy to spektrum zaburzen rozwoju w zakresie relacji spotecznych, zachowania,
komunikacji i funkcji poznawczych, ktérym mogg towarzyszy¢ zaburzenia snu, rozwoju mowy,
uposledzenie umystowe, nadpobudliwosé¢ czy padaczka. Szacuje sie, ze wystepuje on u > 1%
populacji.

Zespot  Potocki-Lupski to zespdt wad wrodzonych spowodowanych przez chromosomowe
mikroduplikacje. Objawia sie, m.in.: hipotonig, opdinieniem rozwojowym, autyzmem,
nadpobudliwoscig, wadami serca. Czesto$¢ wystepowania tej choroby szacuje sie na 1/25 000
urodzen.

Brak rozwoju mowy czynnej moze przebiega¢ z opdzinionym nabywaniem zdolnosci ekspresyjnych
i/lub percepcyjnych przed rozwojem mowy dziecka (afazja wrodzona) lub wystepowaé jako utrata
wczesniej wyksztatconych czynnosci mowy (afazja nabyta). Najczesciej jego przyczyng jest
uszkodzenie osrodkéw w mdzgu.

Zespot famliwego chromosomu X to choroba genetyczna charakteryzujgca sie obnizeniem poziomu
rozwoju intelektualnego, cechami autystycznymi, czasami opdznieniem rozwoju psychoruchowego,
mowy oraz zaburzeniami zachowan. Czesto$¢ wystepowania tej choroby szacuje sie na 1/4-6 000
urodzen pfci meskiej.
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Opis wnioskowanej technologii medycznej

Produkt leczniczy Gammalon zawiera substancje czynng kwas gamma-aminomastowy (GABA), gtowny
neuroprzekaznik hamujgcy w OUN ssakdw. Wiele danych przemawia za tezg, ze GABA jest mediatorem
dziatania hamujgcego lokalnych interneurondw w médzgu i moze by¢é réwniez mediatorem hamowania
presynaptycznego w obrebie rdzenia kregowego. GABA jest réwniez mediatorem hamowania w obrebie kory
modzgu i miedzy jadrem ogoniastym a istotg czarng.

W zwigzku z brakiem dostepu do ChPL Gammalon, nie podano informacji na temat jego zarejestrowanych
wskazan. Wyniki ttumaczenia japonskiej ulotki wskazaty, ze oceniany produkt leczniczy wykorzystywany jest w
przypadkach objawdw zwigzanych z nastepstwami urazéw gtowy (bdle gtowy, ospatosé, tatwe meczenie sie,
uczucie goraca, szum w uszach, utrata pamieci, zaburzenia snu, zmniejszenie motywacji).

Nie odnaleziono informacji na temat rejestracji Gammalonu na stronach internetowych innych instytucji
zajmujacych sie rejestracjg lekéw tj.: EMA (Europa), FDA (Stany Zjednoczone) oraz MHRA (Wielka Brytania).

Alternatywne technologie medyczne

Zgodnie z wytycznymi klinicznymi we wskazaniach: autyzm dzieciecy, opdzniony rozwdj psycho-
ruchowy, znaczne opdznienie mowy; zespdt Potocki-Lupski i zespdt tamliwego chromosomu X — brak
rozwoju mowy nie zaleca sie leczenia farmakologicznego. W stwardnieniu zanikowym bocznym
stosuje sie riluzol, ktéry jest aktualnie refundowany w Polsce w tym wskazaniu. Wg polskich
wytycznych klinicznych w mézgowym porazeniu dzieciecym, posta¢ mézdzkowa, brak rozwoju mowy,
niedostuch obustronny mozna stosowaé piracetam. Dla pozostatych wskazar nie odnaleziono
technologii aktualnie zalecanych w wytycznych klinicznych i/lub finansowanych ze s$rodkow
publicznych w Polsce.

Skutecznos¢ kliniczna i bezpieczenstwo stosowania

Brak badan dotyczacych skutecznosci klinicznej ocenianej interwencji w przedmiotowych
wskazaniach.

Brak badan dotyczacych bezpieczestwa stosowania ocenianej interwencji w przedmiotowych
wskazaniach. Wyniki ttumaczenia japonskiej ulotki dotyczacej Gammalonu wskazaty, ze po jego
zastosowaniu mogg wystgpi¢ zdarzenia niepozadane, takie jak.: anoreksja, biegunka, zaparcia,
nudnosci (czestosc < 1%).

Skutecznos¢ praktyczna

Brak badan dotyczgcych skutecznosci klinicznej ocenianej interwencji w przedmiotowych
wskazaniach.

Propozycje instrumentdéw dzielenia ryzyka

Nie dotyczy.

Stosunek kosztéw do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych
Nie dotyczy.

Wptyw na budzet ptatnika publicznego

Aktualnie produkt leczniczy Gammalon nie posiada waznego pozwolenia na dopuszczenie do obrotu
na terytorium Rzeczpospolitej Polskiej. Jednak moze by¢ on sprowadzany z zagranicy, jezeli jego
zastosowanie jest niezbedne dla ratowania zycia lub zdrowia pacjenta (na warunkach i w trybie
okreslonym w art. 4 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r. — Prawo farmaceutyczne), tj. na podstawie
zapotrzebowania, wystawianego przez szpital albo lekarza prowadzacego leczenie poza szpitalem,
potwierdzone przez konsultanta z danej dziedziny medycyny. Na wniosek, Minister Zdrowia moze
wydac¢ decyzje o objeciu refundacjg sprowadzonego leku (na podstawie art. 39 ustawy o refundacji),
jest on woéwczas wydawany swiadczeniobiorcy za optatg ryczattowq za opakowanie jednostkowe.

W 2012 r. Minister Zdrowia wydat 89 zgdd na sprowadzenie Gammalonu z Japonii, z czego na 23
zgody, ktére uzyskaty refundacje, wydano ponad 16 tys. PLN, natomiast w 2013 r. (styczen-lipiec)
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wydat on 52 zgody na sprowadzenie niniejszego leku z zagranicy, z czego 7 zgéd na refundacje leku
zwigzane byto z kosztem ok. 4,5 tys. PLN.

Nie odnaleziono informacji na temat finansowania ze $rodkéw publicznych Gammalonu w
przedmiotach wskazaniach w innych krajach.

Rozwigzania proponowane w analizie racjonalizacyjnej
Nie dotyczy.
Rekomendacje innych instytucji dotyczace ocenianej technologii medycznej

Nie odnaleziono wytycznych klinicznych ani rekomendacji refundacyjnych dotyczgcych stosowania
lub finansowania ze srodkéw publicznych ocenianej interwencji w przedmiotowych wskazaniach.

Dodatkowe uwagi Rady

Brak uwag.

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

Przewodniczacy Rady Przejrzystosci
prof. Tomasz Pasierski

Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31 e ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2008 r. Nr 164, poz.1027 z pdzn .zm.), z uwzglednieniem raportu AOTM-
0T-431-25/2013, Gammalon (kwas gamma-aminomastowy), tabletki & 250 mg we wskazaniach: mdzgowe porazenie
dzieciece, posta¢ mézdzkowa, brak rozwoju mowy, niedostuch obustronny; SLA — stwardnienie zanikowe boczne; brak lub
opdzniony rozwoj mowy; opdzniony rozwoj psychoruchowy, gtéwnie mowy i funkcji poznawczych; autyzm dzieciecy,
opdzniony rozwoj psycho-ruchowy, znaczne opdznienie mowy; Zespot Potocki-Lupski; brak rozwoju mowy czynnej oraz
petnego rozumienia; Zespdt tamliwego chromosomu X — brak rozwoju mowy, sierpien 2013 r.

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

1. Nie dotyczy.
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