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Rekomendacja nr 36/2018
z dnia 12 kwietnia 2018r.
Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

w sprawie zasadnosci wydawania zgody na refundacje srodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego MSUD gel,
proszek, saszetki a 24g; we wskazaniu choroba syropu klonowego

Prezes Agencji rekomenduje wydawanie zgéd na refundacje $rodka spozywczego
specjalnego przeznaczenia zywieniowego MSUD gel, proszek, saszetki a 24g; we wskazaniu
choroba syropu klonowego.

Uzasadnienie rekomendacji

Prezes Agencji, w $lad za stanowiskiem Rady Przejrzystosci, uwaza za zasadne wydawanie
zgdd na refundacje produktu MSUD gel we wnioskowanym wskazaniu.

Wszystkie odnalezione wytyczne kliniczne w omawianych wskazaniach zalecajg stosowanie
diety polegajacej na odpowiedniej podazy egzogennych aminokwaséw wolnych od BCAA,.
Oceniany S$rodek spozywczy specjalnego przeznaczenia zywieniowego ($sspz), dzieki
odpowiednim proporcjom makroskfadnikéw, moze stanowié¢ uzupetnienie zbilansowanej
diety.

Istotnym aspektem wptywajgcym na pozytywna rekomendacje Prezesa Agencji jest fakt, ze
produkt ten stosowany bedzie gtdwnie w populacji pediatrycznej, w ktérej utrzymanie
zbilansowanej diety moze by¢ utrudnione. Oceniany produkt leczniczy moze zatem stanowic
poszerzenie dostepnych opcji zywieniowych dla wskazanej grupy pacjentéw.

Niemniej jednak nalezy wskazaé, ze w ramach przeprowadzonego wyszukiwania dowodow
naukowych nie odnaleziono badan mozliwych do wtaczenia do przegladu, ktére
dostarczatyby informacji na temat skutecznosci i bezpieczenstwa ocenianego produktu.
Odnalezione publikacje dotyczyly innych produktéw stosowanych w omawianych
wskazaniach. Wyniki odnalezionych publikacji wskazujg na mozliwe korzysci ze stosowania
preparatu w zakresie obnizenia i stabilizacji poziomu leucyny.

W zakresie danych kosztowych dostepne dane dotyczace stosowania preparatu MSUD
Anamix Infant oraz liczebnos¢ populacji docelowej pozwalajg przypuszczaé, ze obcigzenie
pfatnika publicznego zwigzane z refundacjg wnioskowanego srodka nie bedzie nadmierne.
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Przedmiot wniosku

Zlecenie Ministra Zdrowia dotyczy oceny zasadnosci wydawania zgéd na refundacje $rodka
spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego MSUD gel, proszek, saszetki a 24g; we
wskazaniu choroba syropu klonowego, przy zatozeniu, ze wykorzystano u pacjenta dostepne
alternatywne metody leczenia lub istniejg przeciwwskazania do prowadzenia terapii z uzyciem takich
metod, na podstawie art. 31e ust. 1 ustawy z 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotne;j
(Dz.U. z 2016 r. poz. 1793 z pdin. zm.) w zwigzku z art. 39 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o
refundacji lekdw, $Srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw
medycznych (Dz. U. z 2016 r., poz. 1536 z pdzn. zm.).

Problem zdrowotny

Choroba syropu klonowego (MSUD) (ang. maple syrup urine disease) jest wrodzong wadg
metabolizmu, w wyniku ktérej organizm nie jest w stanie prawidtowo rozktada¢ aminokwasdéw
rozgatezionych takich jak leucyna, izoleucyna i walina. Przyczyng choroby jest niedobdr lub brak
aktywnosci kilku enzyméw, a dokfadniej catego kompleksu enzymatycznego — tak zwanej
dehydrogenezy rozgatezionych a-ketokwaséw, ktére w organizmie odpowiadajg za rozktad
aminokwasow rozgatezionych. W MSUD zahamowanie reakcji biochemicznych na poziomie
dehydrogenezy rozgatezionych a-ketokwaséw powoduje gromadzenie sie zaréwno a-ketokwasow,
jak i leucyny, izoleucyny i waliny we krwi, w ptynie mézgowo-rdzeniowym i moczu, a to z kolei
wywotuje objawy chorobowe i czesto prowadzi do zespotu intoksykacji.

Choroba ta jest dos¢ rzadka. Dotyka okoto 1 na 185 000 dzieci na catym Swiecie. W Polsce choroba ta
wykrywana jest w badaniu przesiewowym, natomiast jej czestotliwo$¢ wynosi 1 : 250 000.

Alternatywna technologia medyczna

Wedtug wytycznych praktyki klinicznej kluczowa role w postepowaniu medycznym u pacjentéw z
MSUD odgrywa dieta, polegajgca na odpowiedniej podazy egzogennych aminokwaséw wolnych od
BCAA, odpowiedniej podazy ptyndw, zapewnieniu wtasciwego bilansu energetycznego i rGwnowagi
kwasowo-zasadowej, oraz stabilizacji innych parametréw biochemicznych.

Dane z Ministerstwa Zdrowia, wskazujg, ze w ocenianym wskazaniu w ramach importu docelowego
sprowadzane byty takze inne $rodki spozywcze specjalnego przeznaczenia zywieniowego (Ssspz) takie
jak: Basic-P, ILV M2, Isoleucine 50, Valine 50, Milupa MSUD 2 Prima, Milupa MSUD 3 Advanta, MSUD
Anamix Junior, MSUD Anamix Junior LQ, MSUD Cooler 10, MSUD Cooler 15, MSUD Cooler 20, MSUD
Express 15, MSUD Express 20, MSUD Lophlex LQ Juicy Berries, MSUD Maxamaid.

Opis wnioskowanego swiadczenia

MSUD gel to niearomatyzowana substytut biatka niezawierajgcy leucyny, izoleucyny i waliny,
zawierajgcy egzogenne i endogenne aminokwasy, weglowodany, witaminy, mineraty oraz pierwiastki
Sladowe..

Produkt przeznaczony jest do dietetycznego leczenia choroby syropu klonowego (MSUD) u dzieci w
wieku od 6 miesigca do 10 roku zycia. Kazda saszetka MSUD gel zawiera 24 g proszku.

Ocena skutecznosci (klinicznej oraz praktycznej) i bezpieczenstwa

Ocena ta polega na zebraniu danych o konsekwencjach zdrowotnych (skutecznosc¢ i bezpieczeristwo)
wynikajgcych z zastosowania nowej terapii w danym problemie zdrowotnym oraz innych terapii,
ktore w danym momencie sq finansowane ze srodkow publicznych i stanowiq alternatywne leczenie
dostepne w danym problemie zdrowotnym. Nastepnie ocena ta wymaga okreslenia wiarygodnosci
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zebranych danych oraz poréwnania wynikow dotyczqgcych skutecznosci i bezpieczeristwa nowej terapii
wzgledem terapii juz dostepnych w leczeniu danego problemu zdrowotnego.

Na podstawie powyzszego ocena skutecznosci i bezpieczeristwa pozwala na uzyskanie odpowiedzi na
pytanie o wielkos¢ efektu zdrowotnego (zaréwno w zakresie skutecznosci, jak i bezpieczeristwa),
ktorego nalezy oczekiwaé¢ wzgledem nowej terapii w pordwnaniu do innych rozwazanych opcji
terapeutycznych.

W wyniku wyszukiwania nie odnaleziono informacji o efektywnosci klinicznej bezposrednio
odnoszacych sie do preparatéw stanowigcych przedmiot zlecenia, tj. MSUD gel. Odnaleziono
natomiast badania odnoszace sie do podobnych do wnioskowanych preparatéw spozywczych
stosowanych w leczeniu MSUD:

e Vliet 2014 - przeglad systematyczny dotyczacy zasadnosci stosowania preparatéw
monoaminokwasowych w leczeniu MSUD. Przeglad dotyczyt analizy suplementacji
pojedynczych aminokwaséw (dla MSUD: Isoleucine + Valine) w aminoacydopatiach. Jednym z
ocenianych wskazan byt MSUD (populacja ogdlna z tym rozpoznaniem). wtgczono 35
artykutéw. Brak informacji o jakosci badan i liczbie badan dla MSUD.

e Hallam 2005 — badanie obserwacyjne oceniajgce skutecznosci i tolerancje preparatu MSUD
express®. Do badania wtaczono czterech pacjentow z MSUD (w wieku 16-41 lat). Wszyscy
pacjenci byli na diecie niskobiatkowe] (zakres 8-18 g biatka naturalnego / dzien) oraz
suplementowani substytutem biatkowym bez dodatku BCAA — MSUD Aid Il w dawce 70-80 g
/ dzien.

e Morton 2002 — ocena diagnostyki i leczenia u dzieci z MSUD. W badaniu udziat wzieto 39
pacjentow.

e Jouvet 2001 - badanie jednoramienne kohortowe ocenajace skutecznosci i tolerancjie terapii
skojarzonych u noworodkéw i dzieci z MSUD. Do badania wigczono szesciu noworodkow i
szes$cioro dzieci z ostrg dekompensacjg MSUD

Skutecznos¢
Vliet 2014

Przeglad Van Vliet 2014 wskazuje na zasadno$¢ stosowania preparatow monoaminokwasowych w
leczeniu MSUD. Dla pacjentéw z MSUD zalecana jest dieta z ograniczeniem podazy BCAA jednak z
rownoczesng suplementacjg izoleucyny i waliny. Dtugotrwate niedobory obu aminokwaséw mogg
skutkowac¢ acrodermatitis enteropathica-like syndromes. W osrodkach gdzie stosuje sie powyiszg
suplementacje czestos¢ wystepowania acrodermatitis enteropathica znacznie sie obnizyta u
pacjentéw z MSUD. Izoleucyna i walina stosowana jest w celu zahamowania wzrostu stezenia leucyny
w mozgu i wystepowania w skutek tego encefalopatii. Stosowanie suplementacji izoleucyng i waling
u pacjentéw z MSUD obnizato czestotliwos¢ zapalenia skory.

Hallam 2005

Na poczatku badania s$rednie (zakres) z osmiu poprzednich stezen leucyny (przy wczesniejszym
stosowaniu preparatu MSUD Aid IIl) wyniosto 564 pmol/l (430-817 pumol/l), a podczas badania (przy
zastosowaniu MSUD express®) wyniosto 382 pmol/l (181-603 pmol/l). Sredni procentowy spadek
$rednich stezen leucyny wynidst 32%.

U pacjentdw 2, 3 i 4 niski poziom leucyny spowodowat wzrost w dziennym spozyciu biatka
naturalnego. MSUD Express zostat oceniony jako "doskonaty" lub "dobry" przez wszystkich
pacjentéw na podstawie wygladu, smaku, zapachu i tekstury. Wszyscy pacjenci uznali produkt MSUD
express® za "tatwy" lub "bardzo tatwy" w przygotowaniu zaréwno w domu jak i poza nim.
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Morton 2002

MSUD zostato zidentyfikowane u osiemnastu noworodkéw z grupy wysokiego ryzyka (n = 39) w
wieku od 12 do 24 godzin po narodzinach za pomocg analizy aminokwaséw w osoczu lub za pomoca
bibuty filtracyjnej. Stosunek molowy leucyny do alaniny w osoczu wahat sie od 1,3 do 12,4 w
poréwnaniu z grupa kontrolna (0,12 do 0,53). Zadne z niemowlat, u ktérych zdiagnozowano MSUD
przed 3 dniem Zzycia i zastosowano protokét leczenia nie zachorowato podczas okresu
noworodkowego, a 16 z 18 byto leczonych bez hospitalizacji.

Zastosowanie protokotu leczenia pozwolito na usuniecie toksycznych zwigzkéw u 18 niemowlat
(wtaczonych dodatkowo do badania) i szybki ich powrdt do zdrowia. U wszystkich niemowlat stezenie
leucyny w osoczu zmniejszyto sie do <400 umol/lI miedzy 2 a 4 dniem po diagnozie. Wskazniki spadku
stezenia leucyny w osoczu za pomocg kombinacji zywienia dojelitowego i pozajelitowego byty wyzsze
niz przed dializg lub hemoperfuzjg. Zapobieganie ostrym niedoborom izoleucyny, waliny i innych
niedoboréw aminokwaséw za pomocy odpowiednich suplementéw pozwolito na utrzymujgce sie
obnizenie pozioméw leucyny w osoczu do zakresu terapeutycznego od 100 do 300 umol/l, a
nastepnie wprowadzenie diety leucynowe;.

Obserwacja 36 niemowlat powyzej 219 pacjento-lat wykazata, ze chociaz czeste infekcje powodujg
utrate kontroli metabolicznej, ogdlny wskaznik hospitalizacji po okresie noworodkowym wynidst
tylko 0,56 dni na pacjenta na rok obserwacji, a wyniki rozwojowe byty jednakowo dobre. Czterech
pacjentéw rozwineto zagrazajgcy zyciu obrzek mézgu w wyniku zatrucia metabolicznego wywotanego
infekcja, ale wszyscy wyzdrowieli. Kazdy z tych czterech pacjentéw wykazat, ze ostry spadek stezenia
sodu w osoczu i osmolarnos¢ osocza sg zwigzane z szybkim postepem obrzeku moézgu podczas
ostrego przebiegu chordb.

Jouvet 2001

11 z 12 pacjentdw przezyto. Jedno dziecko miato dwa ostre epizody w wieku 6 i 9 lat. OSmiu
pacjentéw uzyskato prawidtowa ocene kategorii czynnosciowej mdozgu. We wszystkich przypadkach
poziom leucyny w osoczu zmniejszat sie zgodnie z trybem logarytmicznym w ciggu 11-24 h
hemodiafiltracji w potgczeniu ze wsparciem zywieniowym, podczas gdy w samym odzywianiu po
zatrzymaniu CEC-RT spadek stezenia leucyny w osoczu byt wolniejszy. Osmiu pacjentéow byto
suplementowanych waling i izoleucyng o $rednie wartosci plazmy wynoszgce 177 + 92 i 68 + 66,
odpowiednio.

Bezpieczeristwo

W odnalezionych badaniach, wigczonych do analizy klinicznej, brak jest danych na temat
bezpieczenstwa stosowania produktéw spozywczych stosowanych we wskazaniu MSUD.

Nie odnaleziono komunikatéw ani ocen postmarketingowych dotyczgcych bezpieczeristwa
stosowania produktéw MSUD gel na stronach internetowych polskiego Urzedu Rejestracji Produktow
Leczniczych, Wyrobéw Medycznych i Produktéw Biobdjczych (URPL), Europejskiej Agencji Lekow
(EMA), amerykanskiej Agencji ds. Zywnosci i Lekéw (FDA) ani Europejskiego Urzedu ds.
Bezpieczenstwa Zywnosci (EFSA).

Zgodnie z informacjg od producenta preparat moze byé podawany wytacznie dzieciom ze
zdiagnozowang chorobg syropu klonowego pod Scistg kontrolg medyczng. Odpowiedni dla dzieci od 6
miesiecy do 10 lat. Dieta musi by¢ uzupetniona naturalnym biatkiem, wodg i innymi sktadnikami
odzywczymi w celu dostarczenia leucyny, izoleucyny i waliny oraz ptynéw i ogdlnych wymaganych
substancji odzywczych. Nie nadaje sie jako jedyne zrédto pozywienia. Tylko do uzytku dojelitowego.

Ograniczenia
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Podstawowym ograniczeniem analizy klinicznej jest brak badan oceniajgcych wnioskowany preparat.
Odnalezione badania dotyczg innego $sspz o zblizonym skfadzie i réwniez wskazanym do stosowania
w leczeniu choroby syropu klonowego. Nalezy takze zaznaczy¢, ze wtgczone do analizy badania
stanowity gtownie badania obserwacyjne o niskiej wiarygodnosci. Niemniej jednak ze wzgledu na
rzadkie wystepowanie choroby utrudnione jest przeprowadzenie wysokiej jakos$ci badania
randomizowanego.

Istotnym ograniczeniem analizy jest takze brak danych dotyczacych bezpieczenstwa stosowania
produktu MSUD gel.

Propozycje instrumentéw dzielenia ryzyka

Nie dotyczy.

Ocena ekonomiczna, w tym szacunek kosztéow do uzyskiwanych efektow zdrowotnych

Ocena ekonomiczna polega na oszacowaniu i zestawieniu kosztéw i efektow zdrowotnych, jakie mogq
wigzaé sie z zastosowaniem u pojedynczego pacjenta nowej terapii zamiast terapii
juz refundowanych.

Koszty terapii szacowane sq w walucie naszego kraju, a efekty zdrowotne wyrazone sq najczesciej
w zyskanych latach zycia (LYG, life years gained) lub w latach zycia przezytych w petnym zdrowiu
(QALY, quality adjusted life years) wskutek zastosowania terapii.

Zestawienie wartosci dotyczgcych kosztow i efektow zwigzanych z zastosowaniem nowej terapii
i porownanie ich do kosztow i efektow terapii juz refundowanych pozwala na uzyskanie odpowiedzi
na pytanie, czy efekt zdrowotny uzyskany u pojedynczego pacjenta dzieki nowej terapii wigze sie
zZ wyzszym kosztem w poréwnaniu do terapii juz refundowanych.

Uzyskane wyniki wskaZnika kosztow-efektow zdrowotnych poréwnuje sie z tzw. progiem optacalnosci,
czyli wynikiem, ktory sygnalizuje, Zze przy zasobnosci naszego kraju (wyrazonej w PKB) maksymalny
koszt nowej terapii, ktora ma wiqzac sie z uzyskaniem jednostkowego efektu zdrowotnego (1 LYG
lub 1 QALY) w poréwnaniu do terapii juz dostepnych, nie powinien przekraczac trzykrotnosci PKB
per capita.

Aktualnie prég optacalnosci wynosi 134 514 PLN (3 x 44 838 PLN).

WskaZnik kosztow-efektow zdrowotnych nie szacuje i nie wyznacza wartosci Zycia, pozwala jedynie
oceni¢ i m. in. na tej podstawie dokonac¢ wyboru terapii zwigzanej z potencjalnie najlepszym
wykorzystaniem aktualnie dostepnych zasobow.

Nie odnaleziono danych, ktdre pozwolityby w sposéb wiarygodny przeprowadzi¢ analize
ekonomiczng, ktora bytaby zgodna ze zleceniem Ministra Zdrowia. W zwigzku z powyiszym
ograniczono sie do przedstawienia kosztéw zwigzanych z ocenianym produktem leczniczym.

Z otrzymanych danych wynika, ze w latach 2015-2017 zrefundowano tgcznie 30 opakowan srodka
MSUD gel za faczng kwote 7590 PLN netto. Refundacja dotyczyta preparatéw wylacznie we
wskazaniu choroba syropu klonowego. Z otrzymanych danych wynika, ze $rednia koszt poniesiony na
refundacje jednego opakowania MSUD gel wynosi 253,00 PLN netto.

Z danych Ministerstwa Zdrowia wynika, ze w latach 2015-2017 sprowadzono tgcznie 2894
opakowania pozostatych $spz. Cena jednostkowa za opakowanie wahata sie w przedziale 253 — 5340
zt. tgczna kwota refundacji sprowadzonych srodkédw wynosita 2 902 954,75zt

Ograniczenia analizy

Podana kwota dot. refundacji produktu MSUD gel a nie kosztdw zwigzanych z dystrybucjg
produktéw, w z zwigzku z czym kwota refundacji poniesiona przez ptatnika publicznego w niniejszym
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roku byta prawdopodobnie wyzsza niz to wynika z udostepnionych danych i jednoczesnie trudna do
doktadnego oszacowania, ze wzgledu na fakt, iz $sspz w ramach importu docelowego mogg by¢
sprowadzane zaréwno za posrednictwem aptek ogdlnodostepnych, jak i aptek szpitalnych. Sposdb
sprowadzenia produktu warunkuje natomiast sposéb finansowania danego produktu, a tym samym
ostateczng wielkos¢ wydatkéw ptatnika publicznego poniesionych na refundacje.

Wskazanie czy zachodza okolicznosci, o ktérych mowa w art. 13 ust. 3 ustawy z dnia
12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, srodkéw spoiywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. z 2016 r., poz. 1536 z pdin. zm)

Jezeli analiza kliniczna wnioskodawcy nie zawiera randomizowanych badarn klinicznych dowodzgcych
wyzZszosci leku nad technologiami medycznymi dotychczas refundowanymi w danym wskazaniu, to
urzedowa cena zbytu leku musi byc¢ skalkulowana w taki sposéb, aby koszt stosowania leku
wnioskowanego do objecia refundacjq nie byt wyiszy niz koszt technologii medycznej
o najkorzystniejszym wspofczynniku uzyskiwanych efektow zdrowotnych do kosztow ich uzyskania.

Nie dotyczy.

Ocena wptywu na system ochrony zdrowia, w tym wptywu na budzet ptatnika publicznego
Ocena wptywu na system ochrony zdrowia sktada sie z dwdch istotnych czesci.

Po pierwsze, w analizie wptywu na budzet ptatnika, pozwala na oszacowanie potencjalnych
wydatkow zwiqzanych z finansowaniem nowej terapii ze sSrodkéw publicznych.

Szacunki dotyczgce wydatkéw zwigzanych z nowgq terapiq (scenariusz ,jutro”) sq poréwnywane z tym
ile aktualnie wydajemy na leczenie danego problemu zdrowotnego (scenariusz ,dzis”). Na tej
podstawie mozliwa jest ocena, czy nowa terapia bedzie wigzac sie z koniecznosciq przeznaczenia
wyzZszych srodkéw na leczenie danego problemu zdrowotnego, czy tez wigize sie z uzyskaniem
oszczednosci w budzecie ptatnika.

Ocena wptywu na budzet pozwala na stwierdzenie, czy ptatnik posiada odpowiednie zasoby
na finansowanie danej technologii.

Ocena wptywu na system ochrony zdrowia w drugiej czesci odpowiada na pytanie jak decyzja
o finansowaniu nowej terapii moze wplyng¢ na organizacje udzielania swiadczen (szczegdlnie
w kontekscie dostosowania do wymogow realizacji nowej terapii) oraz na dostepnos¢ innych
Swiadczen opieki zdrowotne;.

Z powodu braku danych dotyczacych przysztej populacji docelowej (eksperci nie podali
wystarczajgcych informacji o liczbie pacjentéow, u ktérych mozina bytoby zastosowaé oceniang
technologie, natomiast dane Ministerstwa Zdrowia podano jedynie dla jednego roku, co
uniemozliwiato ewentualne wyznaczenie linii trendu), odstgpiono od szacowania wydatkéw
ponoszonych na refundacje ocenianej technologii medycznej w kolejnych latach.

Uwagi do proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka

Nie dotyczy.

Uwagi do zapiséw programu lekowego

Nie dotyczy.

Omdwienie rozwigzan proponowanych w analizie racjonalizacyjne;j

Przedmiotem analizy racjonalizacyjnej jest identyfikacja mechanizmu, ktérego wprowadzenie
spowoduje uwolnienie sSrodkow publicznych w wysokosci odpowiadajgcej co najmniej wzrostowi
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kosztow wynikajgcemu z podjecia pozytywnej decyzji o refundacji wnioskowanej technologii
medycznej.

Analiza racjonalizacyjna jest przedktadana jezeli analiza wptywu na budzet podmiotu zobowigzanego
do finansowania swiadczen ze srodkow publicznych wykazuje wzrost kosztow refundacji.

Nie dotyczy.

Omodwienie rekomendacji wydawanych w innych krajach w odniesieniu do ocenianej
technologii

W toku wyszukiwania odnaleziono wytyczne kliniczne nastepujacych organizacji:
e  British Inherited Metabolic Diseases Group - BIMDG 2017

e Southeast Regional Genetics Network /Genetic Metabolic Dietitians International —
SERN/GMDI 2008

e Amerykanska grupa ekspertéw- AGE 2013
e New England Consortium of Metabolic Programs - NECMP 2013

Wedtug wytycznych praktyki klinicznej kluczowa role w postepowaniu medycznym u pacjentéw z
MSUD odgrywa dieta, polegajgca na odpowiedniej podazy egzogennych aminokwaséw wolnych od
BCAA, odpowiedniej podazy ptyndw, zapewnieniu wtasciwego bilansu energetycznego i rownowagi
kwasowo-zasadowej, oraz stabilizacji innych parametrow biochemicznych. Suplementacja
preparatami zawierajgcymi izoleucyne i waline jest wskazana w przypadku, gdy ich stezenie w osoczu
spadnie ponizej dopuszczalnej granicy, co moze skutkowac uposledzeniem proceséw anabolicznych.
Pacjenci z MSUD w stanie ostrym wymagajga leczenia za pomoca dializ, zywienia pozajelitowego badz
zywienia przez zgtebnik.

W jednej z odnalezionych rekomendacji (BIMDG 2017] wymienia sie preparat — MSUD Anamix Infant
jako opcje terapeutyczna w chorobie syropu klonowego (MSUD).

W wyniku przeprowadzonego wyszukiwania nie odnaleziono zadnej rekomendacji refundacyjnej
dotyczacej ocenianej technologii medycznej.

Podstawa przygotowania rekomendacji

Rekomendacja zostata przygotowana na podstawie zlecenia z dnia 24.01.2018. Ministra Zdrowia (znak pisma:
PLD.46434.517.2018.AK), odnosnie przygotowania rekomendacji Prezesa w sprawie zasadnosci wydawania
zgody na refundacje produktu leczniczego: MSUD gel, proszek, proszek, saszetki a 24g; we wskazaniu: choroba
syropu klonowego.przy zatozeniu, ze wykorzystano u pacjenta dostepne alternatywne metody leczenia lub
istniejg przeciwwskazania do prowadzenia terapii z uzyciem takich metod., na podstawie art. 31e ust. 1 ustawy
z 27 sierpnia 2004 r. o swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze Srodkéw publicznych (Dz.U.2015 r.
poz. 581 z pdzn. zm.) oraz w zwigzku z art. 39 ust. 3 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundac;ji lekéw, srodkéw
spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz.U. z 2015 r. poz. 345, z
pdin. zm.), po uzyskaniu Stanowiska Rady Przejrzystosci nr 39/2018 z dnia 9 kwietnia 2018 roku w sprawie
zasadnosci wydawania zgdd na refundacje srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego
MSUD gel we wskazaniu: choroba syropu klonowego

PiSmiennictwo

1. Stanowisko Rady Przejrzystosci nr 39/2018 z dnia 9 kwietnia 2018 roku w sprawie zasadnosci
wydawania zgdd na refundacje srodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego MSUD
gel we wskazaniu: choroba syropu klonowego
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2. Raport nr OT.4311.7.2018, ,Srodek spozywczy specjalnego przeznaczenia zywieniowego: MSUD gel,
we wskazaniu: choroba syropu klonowego”, data ukonczenia: 28 marca 2018 r.



