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Rekomendacja nr 6/2010
Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych
z dnia 1 lutego 2010 r.

w sprawie Swiadczenia opieki zdrowotnej ,leczenie ciezkich
wrodzonych hiperhomocysteinemii (homocystynurii) przy
wykorzystaniu produktu leczniczego betaina bezwodna
(Cystadane®) w ramach terapeutycznego programu zdrowotnego
Narodowego Funduszu Zdrowia” jako Sswiadczenia gwarantowanego

Prezes Agencji rekomenduje zakwalifikowanie swiadczenia opieki zdrowotnej ,leczenie
ciezkich, wrodzonych hiperhomocysteinemii (homocystynurii) przy wykorzystaniu produktu
leczniczego betaina bezwodna (Cystadane®) w ramach terapeutycznego programu
zdrowotnego Narodowego Funduszu Zdrowia”, jako Swiadczenia gwarantowanego.

Uzasadnienie

Choroby rzadkie, jako powazny problem zdrowotny dla spoteczeristwa, uznane zostaty za obszar
priorytetowy dziatan w zakresie zdrowia publicznego Unii Europejskiej i uzyskaty podstawowe
znaczenie w programach Unii Europejskiej dotyczacych zdrowia i badan naukowych.

Dokonanie oceny technologii medycznych w odniesieniu do lekéw sierocych jest zagadnieniem
trudnym z uwagi na czesty brak lekdw poréwnawczych oraz niewielky ilos¢ dostepnych doniesien
naukowych, wynikajgcg z trudnosci prowadzenia miarodajnych badan na niewielkich populacjach.

Wozrasta przekonanie, ze ocena ekonomiczna takich technologii medycznych powinna by¢ tylko
jednym z elementéw procesu decyzyjnego w zakresie finansowania, w ktérym nalezy uwzgledniaé
wybory i preferencje spoteczeristwa. Decyzje refundacyjne w odniesieniu do lekéw sierocych
podlegajg ocenom ekonomicznym, jak réwniez etycznym.

Betaina bezwodna znajduje zastosowanie jako uzupetnienie innych metod leczenia pacjentow
z ciezka wrodzong hiperhomocysteinemia. Oceny skutkéw interwencji w analizowanych materiatach
dokonano w oparciu o pomiary zastepczych punktow koncowych - akceptowanych surogatéw
choroby. Kliniczna korzysé terapii betaing bezwodng jest trudna do wyodrebnienia z uwagi na fakt
stosowania tego produktu w skojarzeniu z innymi opcjami terapeutycznymi.

Dla chorych nie odpowiadajgcych na leczenie witaming B6, obecnie na polskim rynku, brak
jest alternatywy terapeutycznej.

Z uwagi na profil bezpieczenstwa produktu leczniczego betainy bezwodnej i ryzyko wystgpienia
powiktan, realizacja wnioskowanej terapii powinna odbywac sie w ramach programu zdrowotnego,
co umozliwi skuteczniejsze monitorowanie bezpieczenstwa leczenia.

Wprowadzenie finansowania wnioskowanego S$wiadczenia opieki zdrowotnej ze $rodkéw
publicznych, w ramach programu zdrowotnego, stanowi odpowiedz na niezaspokojone dotychczas
potrzeby zdrowotne grupy chorych z homocystynurig, nie odpowiadajgcych na leczenie witaming B6,
dla ktérych nie ma obecnie dostepnej zadnej skutecznej metody leczenia w Polsce.
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Rekomendacja nr 6/2010 Prezesa AOTM z dnia 1 lutego 2010r.

Podstawa przygotowania rekomendacji

Rekomendacja zostata wydana zgodnie z art. 31 a-c ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach
opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (tj. Dz. U. z 2008 r., Nr 164, poz. 1027
z péin. zm.), na zlecenie Ministra Zdrowia z dnia 21 pazdziernika 2009r. (znak pisma: MZ-PLE-460-
8365-91/GB/09), ktore dotyczyto wydania rekomendacji Prezesa Agencji dla $wiadczenia opieki
zdrowotnej ,leczenie ciezkich, wrodzonych hiperhomocysteinemii (homocystynurii)
przy wykorzystaniu produktu leczniczego betaina bezwodna (Cystadane®) w ramach terapeutycznego
programu zdrowotnego Narodowego Funduszu Zdrowia” w sprawie jego zakwalifikowania
jako $wiadczenia gwarantowanego, wraz z okresleniem poziomu finansowania w sposéb kwotowy
albo procentowy lub sposobu jego finansowania, lub warunkéw jego realizacji, po uzyskaniu
Stanowiska Rady Konsultacyjnej nr 9/3/2010 z dnia 1 lutego 2010 r. w sprawie zasadnosci
zakwalifikowania Swiadczenia opieki zdrowotnej »leczenie ciezkich wrodzonych
hiperhomocysteinemii  (homocystynurii) przy wykorzystaniu produktu betaina bezwodna
(Cystadane®) w ramach terapeutycznego programu zdrowotnego Narodowego Funduszu Zdrowia”
jako $wiadczenia gwarantowanego.
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