Rada Przejrzystosci
dziatajgca przy

Prezesie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

Stanowisko Rady Przejrzystosci
nr 150/2023 z dnia 18 grudnia 2023 roku
w sprawie zasadnosci wydawania zgdd na refundacje srodkéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego: TYR Anamix
Junior, TYR Anamix Junior LQ, TYR Anamix Infant, TYR Lophlex LQ,
TYR Sphere, TYR Gel, TYR Cooler we wskazaniu: tyrozynemia

Rada Przejrzystosci uznaje za zasadne wydawanie zgod na refundacje srodkow
spozywczych specjalnego przeznaczenia Zywieniowego:

e TYR Anamix Junior, proszek;

e TYR Anamix Junior LQ, ptyn;

e TYR Anamix Infant, proszek;

e TYR Lophlex LQ, ptyn;

e TYR Sphere, proszek;

* TYR Gel, proszek

u pacjentow pediatrycznych oraz TYR Cooler, ptyn u pacjentow pediatrycznych
i mtodziezy we wskazaniu: tyrozynemia.

Uzasadnienie

Problem decyzyjny

Tyrozynemia typu 1, ICD-10 E70.2, to dziedziczna (dziedziczona w sposob
autosomalny recesywny), wrodzona wada katabolizmu tyrozyny, wynikajgca
z nieprawidfowej aktywnosci hydrolazy fumaryloacetooctanu (FAH).
Charakteryzuje sie postepujgcq chorobg waqtroby, dysfunkcjq kanalikow
nerkowych, przetomami podobnymi do porfirii i radykalng poprawg po
wdrozeniu leczenia nityzynonem. Niskobiatkowa dieta i leczenie nityzynonem
prowadzi do ponad 90% przezycia w dobrej kondycji.

Szacuje sie, ze tyrozynemia typu | wystepuje z czestotliwoscig 1:100000-1:120000
(w Polsce: <1:460000). W Polsce do roku 2008 rozpoznano 20 przypadkdw.

Tyrozynemia typu 2, ICD-10 E70.2, to dziedziczna (dziedziczona w sposob
autosomalny  recesywny) wrodzona  wada  metabolizmu  tyrozyny
charakteryzujgca sie hipertyrozynemiq z objawami oczno-skérnymi oraz
w niektorych przypadkach niepetnosprawnosciqg intelektualng. Objawy
pojawiajq sie we wczesnym dziecinstwie. Czestos¢ wystepowania nie jest znana.
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Tyrozynamia typu 3 spowodowana jest mutacjami genu HPD (12q14-qter), ktory
koduje dioksygenaze 4 hydroksyfenylopirogronianu.

Dowody naukowe

Nie odnaleziono nowych wytycznych poza odnalezionymi podczas prac nad
raportem dla srodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia Zywieniowego
TYR Anamix Junior, TYR Anamix Junior LQ, TYR Anamix Infant (raport
OT.4311.8.2020). Natomiast w australijskich rekomendacjach (PBAC) nie
przedstawiono dowodow naukowych, a jedynie pozytywnq opinie Grupy
Roboczej ds. Produktow Odzywczych (ang. Nutritional Products Working Party,
NPWP).

Problem ekonomiczny

W okresie od stycznia 2023 roku do listopada 2023 r. wydano zgody dla
17 pacjentéow na sprowadzenie tqcznie 491 opakowan analizowanych ssspz
w ocenianym wskazaniu, w ramach procedury importu docelowego na tqczng
kwote ok. 1,5 min PLN.

Uwzgledniajqc sredniq cene za opakowanie ssspz przekazanq przez MZ, srednie

roczne koszty leczenia dla ptatnika publicznego 1 pacjenta z tyrozynemiq
ocenianymi ssspz z uwzglednieniem udziatow w rynku wynoszq 91 529,94 PLN.

Przy uwzglednieniu liczebnosci populacji i udziatow w rynku ocenianych
preparatow na podstawie danych MZ w zakresie liczby pacjentow
(17 pacjentdow), refundacja analizowanych produktow we wskazaniu
tyrozynemia bedzie wigzac sie z wydatkami ptatnika publicznego w wysokosci
1,5 min PLN w horyzoncie rocznym.

Przy uwzglednieniu wariantu maksymalnego liczebnosci populacji —
40 pacjentow wydatki ptatnika publicznego bedq wyzsze i wyniosqg ok. 3,7 min
PLN; jednak jest to mato prawdopodobny scenariusz.

Gtowne arqumenty decyzji:

e wytyczne odnalezione podczas prac nad raportem z roku 2020 (raport
0T.4311.8.2020) - konsensus wielodyscyplinarnego zespotu specjalistow
z Europy i Kanady (De Laeta 2013), Konsensus wielodyscyplinarnego
zespotu specjalistow z Europy i Kanady (Chinsky 2017), Narodowej
Organizacji ds. Chorob Rzadkich NORD oraz Narodowego Instytutu
Zdrowia w USA (NIH/GARD 2017).

e eksperci, poproszeni o opinie, stojg na stanowisku, ze zastosowanie oraz
refundacja wnioskowanych produktow w analizowanej populacji
pacjentow jest zasadna;

e brak jest obecnie refundowanych ssspz we wskazaniu tyrozynemia.
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Tryb wydania stanowiska

Stanowisko wydano na podstawie art. 31h ust. 2 w zw. z art. 31s ust. 6 pkt 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r.
o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2022 r., poz. 2561 z pdzin.
zm.) oraz w zw. z art. 39 ust. 3 ustawy z 12 maja 2011 r. o refundacji lekdw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U.z 2023 r. poz. 826 z pdzn. zm.), z uwzglednieniem
opracowania nr: 0T.4211.29.2023 r.; ,TYR Anamix Junior, TYR Anamix Junior LQ, TYR Anamix Infant, TYR Lophlex

LQ, TYR Sphere, TYR Gel, TYR Cooler, we wskazaniu: tyrozynemia; data ukonczenia opracowania: 13 grudnia
2023 r.



