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Zaver odborného hodnotenia

Odporucanie

Podla § 3 zdkona 358/2021 Z. z. Narodny institit pre hodnotu a technoldgie v zdravotnictve (NIHO) odportca
vyhoviet Ziadosti ozaradenie technologie GTO-oil do Zoznamu kategorizovanych dietetickych potravin
v indikacii pre pacientov s adrenoleukodystrofiou.

Vysledky analyzy nakladovej efektivnosti su spojené s neistotou, ktor(i adresujeme v alternativnom scenari.
Hlavnym zdrojom neistoty je diskrepancia v Specifikacii velkosti balenia. V alternativnom scenari uvazujeme
svySkou Uhrady komparatora za 1000 ml balenie (na rozdiel od 500 ml v zakladnom scenari), vsilade
so spdsobom vykazovania predmetnej DP v NCZI datach.

Odovodnenie
Zdravotny problém a vzniknuta zataZ pre pacienta

Adrenoleukodystrofia (ALD) je zriedkavé genetické ochorenie spésobené mutaciou génu ABCDI, ktora
vedie k hromadeniu mastnych kyselin s velmi dlhym retazcom (VLCFA) a naslednému poskodeniu
mozgu, miechy a nadobli¢iek. Symptomy ALD sa vyrazne liSia v zavislosti od konkrétnej formy
ochorenia a veku pacienta. KedZe ide o progresivne ochorenie, zvyCajne sa Casom zhorSuju.
Vstcasnosti neexistuje kauzalna liecba ALD. Niektoré formy ochorenia je mozné stabilizovat
hormonalnou substiticiou alebo transplantaciou hematopoetickych kmerovych buniek (HSCT).
Nutricny manaZment je sucastou komplexnej starostlivosti o pacientov sALD a zameriava sa
predovsetkym na kontrolu hladin VLCFA.

Hodnoten4 dieteticka potravina:
o  GTO-oil p.o., 1x500 ml

Komparatorom je:
o GTOoil SOL 1000 ML v reZime na vynimku podla §88 zakona 363/2011 Z. z.

Klinicky dokaz a jeho limitacie

Klinicku Gc¢innost hodnotenej DP predpokladame na zaklade:

o jejzlozenia,

o patofyziologického mechanizmu ochorenia, ktoré vyZaduje kontrolu hladin VLCFA .
Vyrobca nepredlozil dokaz o komparativnej Gcinnosti a bezpecnosti hodnotenej technoldgie.
Komparativnu ucinnost hodnotenej DP nie je moZné hodnotit, kedZe intervencia a komparator
predstavuju rovnaku DP (v si€asnosti hradena na zaklade vynimkového reZimu podla § 88 zakona
363/2011 Z. z.).

Analyza nakladovej efektivnosti a jej limitacie

Intervencia GTO-oil pri poZadovanej tihrade 38,44 € spiia podmienky nakladovej efektivnosti
v porovnani s relevantnym komparatorom.

V pévodnom nastaveni vyrobcu preukazuje DP GTO-oil nakladovi efektivhost v porovnani
s komparatorom DP GTO-oil hradenou vo vynimkovom reZzime v ramci analyzy minimalizacie nakladov.
Vyrobca uvadza, ze hodnotena DP bude mat nizsie naklady ako komparator.

Vysledok nakladovej efektivnosti predmetnej DP je spojeny s neistotou, ktord plynie najma
z absencie klinického dékazu, z absencie informacie o vyske Ghrady vo vynimkovom reZime zo vetkych
poistovni a z nestladu v Specifikacii velkosti balenia.

Vzhladom na neistotu spojent s nestladom velkosti balenia DP v sti¢asnosti hradenej vo vynimkovom
rezime, ktoré uvadza vyrobca (500 ml) a NCZI (1 000 ml) predkladame alternativny scenar, v ktorom
uvadzame naklady na komparator vo vyske 55,28 € / 1 000 ml balenie, teda 27,64 € / 500 ml balenie.
V alternativnom scenari dosahuje intervencia GTO-oil pri poZadovanej Uhrade zdravotnej poistovne
vo vySke 38,44 € v ramci CMA voci komparatoru vyssie naklady o 10,80 €. Aby bol GTO-oil nakladovo
efektivny, maximalna vyska dhrady zdravotnej poistovne méze byt 27,64 €, ¢o predstavuje zlavu
vo vyske 28,10 % voci pozadovanej Uhrade vo vyske 38,44 €.
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Dopad na rozpocet

Vyrobca odhaduje sumarnu uhradu verejného zdravotného poistenia (VZP) za DP GTO-oil v treti rok
od zaradenia vo vyske 1,2 tisic €. Predpoklada, Ze hodnotena DP bude mat Setriaci vplyv na rozpocet
VZP.

Analyzu vplyvu kategorizacie intervencie na rozpocet povaZujeme zpohladu spotreby
zapodhodnotent aspojenu s neistotou. Neistota vyplyva z odhadu pocétu pacientov,
individualizovanej spotreby DP, nepreukazanej Ghrady za intervenciu vo vynimkovom rezime zo strany
vyrobcu a neistoty velkosti balenia komparatora. Vzhladom k vyssie uvedenému NIHO nepredklada
vlastny scenar dopadu na rozpocet.

V pripade Uhrady podla alternativneho scenara by hodnotend DP mala negativny dopad na rozpocet
VZP radovo v stovkach eur.
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Pouzité skratky

ALD Adrenoleukodystrofia

ALDP Adrenoleukodystroficky protein

AMN Adrenomyeloneuropatia

AOTMIT Polska Agentura pre hodnotenie zdravotnickych technoldgii, z pl. Agencja Oceny Technologii
Medycznych i Taryfikacji

CCALD Detska cerebralna adrenoleukodystrofia, z angl. Childhood Cerebral Adrenoleukodystrophy

CMA Analyza minimalizacie nakladov , z angl. Cost-Minimization Analysis

DIA Diabetoldg

DP Dieteticka potravina

END Endokrinolég

ENP Pediatricky endokrinoldg

FDA Americky Urad pre kontrolu potravin a lie€iv, z angl. Food and Drug Administration

GRT Glukokortikoidna substitu¢na terapia, z angl. Glucocorticoid Replacement Therapy

GTE Glycerol-trierukat

GTO Glycerol-troleat

HSCT Transplantacia hematopoetickych kmeriovych buniek, z angl. Hematopoietic Stem Cell
Transplantation

MER Medicinskoekonomicky rozbor

MKCH-10  Medzinarodna klasifikacia choréb - 10. revizia

MR Magneticka rezonancia

NCZI Narodné centrum zdravotnickych informacii

NEU Neuroldg

0S Celkové prezivanie

PED Pediater

RCT Randomizovana kontrolovana stddia

RD Referencna davka

VLCFA Mastné kyseliny s velmi dlhym retazcom, z angl. Very Long-Chain Fatty Acids

VZP Verejné zdravotné poistenie

X-ALD X-viazana adrenoleukodystrofia

ZKDP Zoznam kategorizovanych dietetickych potravin
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Konflikt zaujmov
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NIH®
1. Predmet hodnotenia

1.1. Vyskumné otazky

1. Akdje cinnost a bezpecnost technolégie GTO-oil v porovnani s relevantnymi komparatormi v indikacii na
diétny rezim pri adrenoleukodystrofii v slovenskom kontexte na Grovni ukazovatelov relevantnych pre
mortalitu, morbiditu, kvalitu Zivota a zdvazné neZiaduce udalosti?

2. Aka je nakladova efektivnost technolégie GTO-oil?

3. Aké su dalSie relevantné etické, organizacné, socidlno-pacientske a pravne aspekty tykajlce sa
potencialnej thrady technoldgie GTO-oil?

’ o ¥

1.2. Inkluzne kritéria
Inklizne kritéria relevantnych klinickych stadii st sumarizované v tabulke nizsie.

Tabulka 1: PICO - Inkldzne kritéria
Populacia (z angl. Population)
Diagnéza
e Adrenoleukodystrofia
o MKCH-10%: E71.3

Populacia podla icelu uréenia dietetickej potraviny:
e Na diétny reZim pri adrenoleukodystrofii (ALD) spojenej s diétou obmedzujlcou
prijem tukov a kyseliny cerotovej (C26:0). Tekuty pripravok tvoreny glycerol-trioleat
(GTO) olejom, obsahujdci priblizne 90 % kyseliny olejovej a iba stopové mnoZstva
nasytenych mastnych kyselin s velmi dlhym retazcom. Nevhodné ako jediny zdroj
vyzivy. Uréené pre deti a dospelych.

Populacia, pre ktoru vyrobca pozaduje uhradu:

e Navrh indika¢ného obmedzenia: Hradenu lieCbu mdze indikovat lekar u pacientov
pri adrenoleukodystrofii (ALD) spojenej s diétou obmedzujicou prijem tukov a
kyseliny cerotovej (C26:0) na pracovisku Detskej kliniky Lekarskej fakulty Univerzity
Komenského a Narodného uUstavu detskych choréb v Bratislave, Kliniky pre deti a
dorast A. Getlika Univerzitnej nemocnice Bratislava Nemocnica sv. Cyrila a Metoda,
Kliniky deti a dorastu Univerzitnej nemocnice Martin, v metabolickej ambulancii
Detskej fakultnej nemocnice s poliklinikou Banska Bystrica a v metabolickej
ambulancii Detskej fakultnej nemocnice KoSice.

e Navrh preskripéného obmedzenia: DIA, END, ENP, NEU, PED

e Navrh mnoZstvového a finan¢ného limitu: nie

e  Obmedzenie Ghrady zdravotnej poistovne na jej predchadzajlci suhlas: nie

Intervencia (z angl. Intervention)
| 6TO-0il p.o., 1x500 ml
Komparator (z angl. Control)
| GTO oil SOL 1000 ML v reZime na vynimku podla §88 zdkona 363/2011 Z. z. (D2K02)
Ukazovatele (z angl. Outcomes)
Mortalita
e 0S(zangl. overal survival; celkové prezivanie)

4 v

Klinicka dcinnost Morbidita
e  ZniZenie hladiny VLCFA
e  Progresia neurologického poskodenia

! Medzinrodné klasifikacia chordb - 10. revizia



Kvallta ZiVOta

e HRQoL (z angl. health-related quality of life) merana cez dotaznik EQ-5D?
a dotazniky Specifické pre ochorenie

Bezpecnost Frekvencia vyskytu neZiaducich udalosti

Dizajn Studii (z angl. Study design)

Randomizované kontrolované stidie (RCTs) a metaanalyzy z nich

ak nie st dostupné, tak:

Klinicka Gc¢innost Prospektivne nerandomizované kontrolované stidie

Nepriame porovnania zachovavajuce kauzalitu

Ak nie st dostupné, tak dalSie data podla hierarchie d6kazov EBM

RCTs a metaanalyzy z nich

ak nie su dostupné, tak:

Prospektivne nerandomizované kontrolované stidie

Bezpecnost Nepriame porovnania zachovavajuce kauzalitu

Prospektivne observac¢né studie

Jednoramenné studie

Ak nie st dostupné, tak dalSie data podla hierarchie d6kazov EBM

Ekonomické Podklady vyrobcu k ekonomickému hodnoteniu (medicinskoekonomicky rozbor) a dalsie
hodnotenie zdroje

Etické, organizacné,
socialno-pacientske
a pravne aspekty

Vstupy od zastupcov pacientov a odbornikov a z vysledkov hodnotenia.

2 EQ-5D je dotaznik kvality Zivota v stvislosti so zdravim vytvoreny skupinou EuroQol (z angl. Euro Quality of Life). Dotaznik obsahuje 5
zdravotnych domén (mobilita, sebestacnost, bezné aktivity, bolest/diskomfort a tzkost/depresia). Pacient hodnoti Ciselne stupen
zavaznosti priznakov pomocou trojstupfiovej (3L) alebo patstupfiovej (5L) $kaly odpovedi, vysledkom je patciferny kéd.



https://euroqol.org/eq-5d-instruments/eq-5d-5l-about/

NIH
2. Metoda

Vysvetlenie k zrychlenému hodnoteniu:

Toto hodnotenie nie je Standardnym hodnotenim NIHO. Ide o zrychlené hodnotenie zdravotnickej technolégie v
rozdielneho pristupu k rozsahu hodnoteni (teda pouZivanie tzv. ,adaptivheho hodnotenia zdravotnickych
technoldgii“) z dévodu dopadu na rozpocet je pouzivané aj v zahranici. Cielom je efektivne zameranie analytickych
kapacit najma na technoldgie s najvacsim dopadom na rozpocet a rychlejSia dostupnost novych technolégii pre
pacientov. Rozdiel oproti Standardnému hodnoteniu spociva v rozsahu relevantnych zdrojov, ktoré NIHO preveruje,
v hibke ich preverovania a v rozsahu pisaného textu v hodnotent.

Rovnako ako pri Standardnom hodnoteni, aj pri zrychlenom hodnoteni NIHO dba na dodrzanie vsetkych platnych
pravnych predpisov. Formalne naleZitosti Ziadosti (napr. Gradne uréena cena v inych ¢lenskych Statoch, platnost
certifikacie, Uhrada spravneho poplatku a pod.) kontroluje MZ SR.

2.1. Vyskumné podotazky

Vyskumné otazky z casti 1.1 boli zodpovedané prevazne metodikou, ktord NIHO pouZiva pri Standardnom
hodnoteni liekov a ktora sa opiera o EUnetHTA Core Model 3.0. Nakolko je tento model urceny iba pre vybranu
skupinu zdravotnickych technoldgii, ktoré nie st liekmi, nie je mozné ho naplno vyuZit pri hodnoteni vSetkych
zdravotnickych pomdcok (ZP), $pecidlneho zdravotnickeho materialu (SZM) a dietetickych potravin (DP).

2.2. Zdroje pouZzité pri tvorbe hodnotenia

e Dokumenty poskytnuté vyrobcom ako stcast Ziadosti (medicinskoekonomicky rozbor, publikacie a dalSie
zdroje).

e Rucné vyhladavanie klinickych studii a meta-analyz v medicinskych databazach (ClinicalTrials.gov
a PubMed).

e Rucné vyhladavanie na webovych strankach relevantnych zahrani¢nych institicii, nemocnic
a pacientskych organizacii.

Pre Ucely zapojenia odbornikov a pacientskych organizacii bolo dfa 16.03.2026 zverejnené oznamenie o hodnoteni
na webovej stranke NIHO. Termin pre zaslanie vstupu do hodnotenia bol 30.03.2026. Do hodnotenia sa zapojil jeden
odbornik a Ziadna pacientska organizacia. Zaroven prebehla komunikacia ohladom konkrétnych otazok s ¢lenmi
Kategorizacnej komisie pre dietetické potraviny zo vietkych slovenskych zdravotnych poistovni.

Vysvetlenie k pouZivaniu zaciernenia niektorych tidajov vo verejnej verzii hodnotenia NIHO:

Vycierriovanie vo verejnej verzii hodnotenia pouzivame v pripade, Ze vyrobca oznadil niektord z informacii za
neverejny, t.j. za obchodné tajomstvo, dévernu informaciu, alebo iny typ neverejnej informacie a vyciernil ju v MER,
resp. ju dodal vramci neverejnej prilohy. Moze ist napriklad o neverejnd vysku Uhrady, neverejné podmienky
Uhrady alebo niektoré klinické data. Zaciernujeme tiez informacie, ktoré by mohli viest k prezradeniu vyssie
uvedenych informacii. Zacierriovanie Udajov vhodnoteni podlieha individudlnemu posudeniu autorov,
v hodnoteniach sa pokdsame o ¢o najvacsiu moznu mieru transparentnosti. Plnd verziu hodnotenia poskytujeme
MZ SR, a prostrednictvom MZ SR aj vyrobcovi.
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3.1. Zakladna charakteristika ochorenia

Adrenoleukodystrofia (ALD) je zriedkava, komplexna geneticka porucha, ktora nardsa schopnost tela odburavat
mastné kyseliny. Je primarne spésobend variantami v géne ABCD1 (ATP-binding cassette subfamily D member 1),
ktory sa nachadza na chromozéme X. Tieto varianty vedu k deficitu adrenoleukodystrofického proteinu (ALDP),
ktory je nevyhnutny na transport mastnych kyselin s velmi dlhym retazcom (VLCFA, z angl. Very Long-Chain Fatty
Acids) do peroxizomov na ich naslednu degradaciu. Zlyhanie procesu odburavania VLCFA vedie k ich hromadeniu
v kore nadobli¢iek a mozgu, ¢o spdsobuje dysfunkciu nadobliciek a demyelinizaciu bielej hmoty mozgu [1].

ALD postihuje priblizne 1 z 20 000 aZz 1 z 50 000 jedincov celosvetovo. Postihuje primarne muzov vzhladom na jej
X-viazan( recesivnu dedi¢nost. Zeny sl zvyCajne prenasacky a mozu vykazovat mierne symptémy alebo byt
asymptomatické. Hlavnym rizikovym faktorom je zdedeny variant v géne ABCD1. Riziko zvySuje aj pozitivna rodinna
anamnéza ALD [2].

Klinické subtypy ALD sa odlisuju podla postihnutych organov a veku nastupu (Obrazok 1) [1]. Hlavnymi su detska
cerebralna  adrenoleukodystrofia ~ (CCALD, zangl. Childhood  Cerebral  Adrenoleukodystrophy),

adrenomyeloneuropatia (AMN), a primarna adrenalna insuficiencia (alebo Addisonova choroba) [3].

Obrdzok 1: Typy ALD a ich symptomy

Types Of
PEXI1, PEX10, PEX13, other
ABCDI gene mutation{X-linked Adren0|el'Ik0dy5tmphy gene mulations (.-u;?c;:;r_).'n,;l
recessive) q ‘ y recessive)
....... Y : v 4
X-Linked Adrenoleukodystrophy | Peroxisomal Biogenesis Disorders |
(X-ALD) | (Zellweger Spectrum) }
¥
\ v
Childhood Cerebral Adrenomyelaneuropathy Addison-Only Neonatal Adrenoleukodystrophy (N-
ALD (CCALD) (AMN) Phenotype ALD)
: Onset: Typically in the Onset: Childhood or =
Onset: Ages 4-10 20-40 ages( Adulthood) adulthood Onset: Atbirth
. " " Symptoms:
i s’mlnom"_ * Hypotonia (low muscle tone)
* Rapid * Progressive spastic Symptoms: o Selbiies
neurodegeneration paraparesis * Adrenal insufficiency % L‘além( 25
* Cognitive decline * Bladder and bowel * Fatigue 2 o .
* Seizures dysfunction * Hypotension g ;l;p;' (;?(:uwly (Rl ver)
* Vision and hearing * Peripheral * Hyperpigmentation * Craniofacial abnormalities (e.g., high
loss neuropathy * Hyponatremia for‘chcad hypertelorism) 3
* Progresses to coma * Difficulty walking, * No apparent « Poor 10;-(11‘:(‘
and death within 6-24 leg stiffness neurological signs « Develo megldl delay
months if untreated * Sexual dysfunction « Vision gnd hearing fmpalrmem

Zdroj: [1]

CCALD je najrozsirenejSou formou ALD, tvori 31 - 35 % pripadov X-viazanej ALD (X-ALD) [4]. Postihuje deti vo veku
3-10 rokov a je charakterizovana vyvinovou regresiou v doésledku demyelinizacie bielej hmoty mozgu [1].
Ochorenie postupuje rychlo, vznika kortikalna slepota, strata sluchu, spasticka kvadruparéza so stratou

od diagndzy [1].

Addisonova choroba vznikd v désledku dysfunkcie nadobliciek, ¢o vedie k zniZenej produkcii aldosterénu
a kortizolu [1]. Podiel pacientov s formou primarnej adrenalnej insuficiencie je odhadovany na 35 % pripadov
s X-ALD. Addisonova choroba moze vznikat v kazdom veku a nesUvisi s objavenim sa neurologickych priznakov [4].
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Casto progreduje do adrenomyeloneuropatie (AMN). Medzi klinické priznaky patri hyponatriémia (nizka hladina
sodika), dehydratacia, hypotenzia, hypoglykémia, svalova slabost [1].

AMN predstavuje miernejsi variant X-ALD svyskytom u 40 - 46 % pripadov. Prejavy ochorenia zacinaju medzi
14. a 60. rokom Zivota ako pomaly postupujlica progresivna spasticka paraparéza [4]. Typickymi priznakmi su aj
problémy s chddzou, zniZena stabilita, dysfunkcia ¢riev, mo¢ového mechira a pred¢asné vypadavanie vlasov [1].

3.2. ManaZment a liecha pacienta

Sucasné terapeutické stratégie pre ALD sa primarne zameriavajl na spomalenie progresie ochorenia a manazment
symptémov. Do dnesného dria nie je dostupna ziadna kauzalna lieCba. Dietetické opatrenia mézu byt kombinované
s dvoma hlavnymi stc¢asnymi spdsobmi lieCby, ktorymi s glukokortikoidna substitu¢na terapia (GRT,
z angl. Glucocorticoid Replacement Therapy) a transplantacia hematopoetickych kmenovych buniek (HSCT,
z angl. Hematopoietic Stem Cell Transplantation). GRT je potencialne Zivot zachrafiujlca pre vsetkych pacientov
s ALD, ktori trpia adrenalnou insuficienciou. HSCT mdZe zastavit progresiu cerebralnej demyelinizacie, ak sa vykona
v skorom $tadiu ochorenia. Je v3ak G¢inna len vo velmi Gzkom terapeutickom okne. Génova terapia je jednym
z najslubnejsich pristupov k lieCbe ALD, avSak doposial neexistuje dostatok dokazov jej Gcinnosti a bezpecnosti
3, 5].

Nutricny manaZment je sucastou komplexnej starostlivosti o pacientov sALD. Zameriava sa predovSetkym
na kontrolu hladin VLCFA, najma kyseliny cerotovej (C26:0). Cielom diétnych restrikcii je zniZenie prijmu C26:0
na minimum (pod 3 mg denne, bezna strava obsahuje 12-40 mg denne). Lorenzov olej a analogické vyZivové
doplnky predstavuju lipidové pripravky vyvinuté na baze konkurencnej inhibicie mikrozomalnej elongazy, ¢im
obmedzuji endogénnu syntézu VLCFA. Lorenzov olej sa podava spolu sdiétou s nizkym obsahom lipidov a
odportca sa najma pre asymptomatickych pacientov [3, 5]. GTO olej nebol zmieneny v Ziadnom z uvedenych
odporucani. Podla oslovenej odbornicky sa v klinickej praxi na Slovensku vyuZziva GTO olej na pripravu stravy, kedze
iné typy tukov st nevhodné a zvysujl obsah VLCFA, ktora je primarnou pri¢inou ochorenia.

3.3. Opis technologie

Dieteticka potravina GTO-oil p.o. 1x500 ml je tvorena olejom glycerol-trioleat (GTO), ktory obsahuje priblizne 90 %
kyseliny olejovej a iba stopové mnoZzstva nasytenych mastnych kyselin s velmi dlhym retazcom (Obrazok 2). Je
urend na enteralne pouZzitie pre deti a dospelych s ALD spojenou s diétou obmedzujicou prijem tukov a kyseliny
cerotovej (C26:0). GTO-oil obsahuje 91 g tuku/100 ml. VyZivové udaje na 100 ml DP st uvedené na obrazku nizsie
(Obrazok 3). Predmetna DP nie je vhodna ako jediny zdroj vyzivy. Aby sa splnili nutri¢né potreby pacienta, je nutné
dopliiat diétu o esencialne mastné kyseliny a iné nutrienty.

Davkovanie: Potrebné mnozstvo pripravku urdi lekar alebo pracovnik kvalifikovany v oblasti klinickej vyZivy
v zavislosti od veku, telesnej hmotnosti a zdravotného stavu pacienta.

PouZitie: DP sa pouZiva pri vareni, peceni alebo do Salatovych dresingov ako nahrada inych druhov tukov a olejov,
ako st maslo, margarin a bezné oleje. DP je nutné spotrebovat do 1 mesiaca po otvoreni.
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Obrdzok 3: Zobrazenie DP GTO-oil

NIH<®

Zdroj: [6]
Obrdzok 2: VyZivové ddaje DP GTO-oil uvedené na obale

100 ¢
Vyzivové Udaje na 100 ml | mastnych kyselin
Energia 3367 kJ/819 kcal
Tuky (100 En%) 910¢g
z toho
- Nasytené mastné kyseliny 44¢
--C16:.0 105¢g 121g
--C18.0 249¢ 2,878
-- C20:0 006¢g 007¢g
-- C26:0 Og Og
- Mononenasytené mastné kyseliny 817¢
-- C181 76,/ g 884 g
- Polynenasytené mastné kyseliny 49¢
-- C18:2 283¢g 326¢g
Sacharidy Og
z toho cukry Og
Vldknina Og
Bielkoviny Og
Sol Og

Zdroj: [6]

3.4. Ucel uréenia

Ucel urcenia:

Na diétny rezim pri adrenoleukodystrofii (ALD) spojenej s diétou obmedzujicou prijem tukov a kyseliny cerotovej
(C26:0). Tekuty pripravok tvoreny glycerol-trioleat (GTO) olejom, obsahujdci priblizne 90 % kyseliny olejovej a iba
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stopové mnoZzstva nasytenych mastnych kyselin s velmi dlhym retazcom. Nevhodné ako jediny zdroj vyZivy. Uréené
pre deti a dospelych.

Urad verejného zdravotnictva Slovenskej republiky (UVZSR) prijal dfia 04.03.2025 oznédmenie o umiestneni
potraviny na osobitné lekarske Gcely GTO-oil, 1x500 ml, od vyrobcu SHS International Ltd., na trh v Slovenskej
republike.

3.5. Pozadované podmienky uhrady
Vyrobca Ziada o zaradenie DP GTO-oil do novej podskupiny VO6CCDy Doplnky vyzivy - GTO ole;j.

Vyrobca navrhuje maximalnu cenu DP vo verejnej lekarni vo vyske 38,44 € za balenie 500 ml, pricom podital
s 19 % DPH. Vyrobca udava ako jednotku referencnej davky (RD) DP 100 ml. V jednom baleni je podla Ziadosti spolu
5,000 RD. Maximalnu vysku Ghrady zdravotnej poistovne vyrobca navrhuje vo vyske 7,688 €/ RD, o po prepocte
na balenie predstavuje Ghradu vo vyske 38,44 € za balenie 1x500 ml.

Navrhované indikacné obmedzenie:

Hradend liecbu moze indikovat lekar u pacientov pri adrenoleukodystrofii (ALD) spojenej s diétou obmedzujicou
prijem tukov a kyseliny cerotovej (C26:0) na pracovisku Detskej kliniky Lekarskej fakulty Univerzity Komenského a
Narodného ustavu detskych choréb v Bratislave, Kliniky pre deti a dorast A. Getlika Univerzitnej nemocnice
Bratislava Nemocnica sv. Cyrila a Metoda, Kliniky deti a dorastu Univerzitnej nemocnice Martin, v metabolickej
ambulancii Detskej fakultnej nemocnice s poliklinikou Banska Bystrica a v metabolicke] ambulancii Detskej
fakultnej nemocnice KoSice.

Navrhované preskripéné obmedzenie: DIA (diabetoldg), END (endokrinoldg), ENP (pediatricky endokrinoldg), NEU
(neuroldg), PED (pediater).

Navrhovany mnoZstvovy a finanény limit: vyrobca nenavrhuje

Diskusia k navrhovanym podmienkam Uhrady:

e Vyrobcom navrhovana maximalna cena DP vo verejnej lekarni a maximalna Uhrada zdravotnej poistovne
nie je rovnaka ako v pripade Ghrady podla §88 zékona 363/2011 Z. z. poistoviiou [ Poistoviia [ hradi
DP vo vynimkovom reZime vo vySke - €/1 balenie. Poistovia - za posledny rok neevidovala Ziadnu
Uhradu predmetnej DP a Udaje z poistovne - neboli dostupné.

3.6. Relevantné komparatory

Za relevantny komparator pre hodnotent DP GTO-oil p.o. 1x500 ml povaZzujeme GTO-oil p.o. 1x500 ml, ktory je
aktualne hradeny z verejného zdravotného poistenia podla §88 zakona 363/2011 Z. z.

Uvedenu DP povaZuje aj vyrobca za relevantny komparator.

Diskusia k relevantnym komparatorom:
Akceptujeme vyrobcom zvoleny komparator.

e Vaktudlne platnom zozname kategorizovanych dietetickych potravin (ZKDP) sa v sicasnosti nenachadza
ina DP pre pacientov s hodnotenou indikéaciou.

e Predmetnd DP je aktualne hradena z verejného zdravotného poistenia na vynimku a jej spotreba podla
dat Narodného centra zdravotnickych informacii (NCZI) o spotrebe hradenych DP za 1Q 2025 - 4Q 2025 [7]
predstavuje 22 baleni.
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4. Hodnotenie klinickej ucinnosti a bezpecnosti

4.1. Klinické dokazy o ucinnosti

Vyrobca v Casti C4 v MER nepredlozil komparativne dékazy o klinickej G¢innosti a bezpecénosti intervencie GTO-oil
voci komparatoru.

4.2. Klinické dokazy o bezpecnosti
Dékaz o klinickej ucinnosti a bezpec¢nosti hodnotenej DP nebol predlozZeny.
4.3. Diskusia k hodnoteniu klinického prinosu

KedZe vyrobca nepredlozZil klinickd $tddiu o Gcinnosti a bezpec¢nosti hodnotenej DP, nie je mozné zhodnotit jej
internu a externd validitu.

Klinickd ucinnost predmetnej DP mozno predpokladat na zaklade jej zloZenia (bliZSie popisané v Casti 3.3), ktoré je
identické s DP v stiasnosti hradenou vo vynimkovom reZime, a patofyziologického mechanizmu ochorenia, ktoré
vyzaduje kontrolu hladin VLCFA. Tento predpoklad vsak nie je podloZeny priamymi klinickymi dékazmi o Gc¢innosti
a bezpecnosti hodnotenej DP.
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5.1. Opis a hodnotenie predloZenej medicinskoekonomickej analyzy

Za zakladny scenar povazujeme analyzu v MER dodanom vyrobcom dria 18.12.2025.

5.1.1 Opis a zakladné nastavenie analyzy

Vyrobca DP predlozil analyzu vo forme jednoduchého vypoctu v ramci MER bez predloZenia samostatného modelu.
V ramci MER vyrobca vykonal analyzu minimalizacie nakladov (CMA, z angl. Cost-Minimization Analysis) voi
komparatoru DP GTO-oil p.o. 1x500 ml, hradenej z verejného zdravotného poistenia podla §88 zakona 363/2011 Z.z.
Stanovisko k adekvatnosti predlozeného nastavenia:

Akceptujeme vyrobcom predloZené nastavenie. Nezistili sme v iom nedostatky, ktoré by mali relevantny vplyv na
vysledok.

5.1.2 Udaje o ti¢innosti

s

Vyrobca DP v analyze nakladovej efektivnosti predpoklada rovnaku klinickd u¢innost intervencie a komparatora.
Vyrobca nepredloZil klinickd Studiu, ktora by preukazovala G¢innost hodnotenej intervencie..

Stanovisko k adekvatnosti predloZeného nastavenia:
Akceptujeme s neistotou predpoklad klinickej G¢innosti hodnotenej DP. Klinicka u¢innost hodnotenej DP nebola
preukazana klinickou Stddiou (podrobna diskusia je uvedena v Casti 4).

5.1.3 Naklady

Vyrobca v rdmci nakladov v CMA pocita s Uhradou zdravotnej poistovne za DP GTO-oil vo vyske 7,688 € / 100 ml
(1 RD). Pocet RD v jednom baleni je 5,000 a navrhovana Ghrada DP tak predstavuje 38,44 € za balenie 1x500 ml.
Navrhovana maximalna cena DP vo verejnej lekarni je 38,44 €.

Naklady na komparator GTO-oil vyrobca uvadza vo vyske aktualnej Ghrady zdravotnej poistovne za DP uhradzand
podla §88 zakona 363/2011 Z. z. vo vyske 55,28 €.

Presnud dennd davku u predmetnej DP nie je mozné stanovit vzhladom k odlisnym potrebam kazdého pacienta.

Stanovisko k adekvatnosti predloZzeného nastavenia:
Akceptujeme s neistotou nastavenie vyrobcu. Podrobnu diskusiu uvadzame v bodoch niZsie:
e  Akceptujeme uvedené naklady na intervenciu.
e Akceptujeme s neistotou naklady na komparator vo vynimkovom rezime.
o Vyrobca hodnotenej DP nedoloZil Ziadny zdroj ddajov, na zaklade ktorého by bolo mozné
verifikovat uvedené naklady na komparator.
o Uvedenl sumu nebolo mozné verifikovat u zastupcov vietkych zdravotnych poistovni. Udaje
o priemernej Ghrade hodnotenej DP vo vynimkovom rezime nie su k dispozicii.
o Poistovina - uvadza, ze predmetna DP (komparator) bola poistencom uhradzana vo vyske
-€za 1 balenie. Poistovia -v poslednom roku neevidovala uhradu predmetnej DP.
o Vyrobca Ziada o Uhradu zo zdravotného poistenia za balenie vo velkosti 1x500 ml. V datach
o spotrebe DP zverejnenych NCZI za posledny plavajlci rok je hodnotena intervencia uvedena
ako ,GTO oil SOL 1000 ML“ pod kédom D2K02 [7], rovnako je DP vykazovana aj v idajoch z uctu
poistenca [8]. Napriek tomu, Ze forma balenia 1 000 ml méZe predstavovat ,,len“ administrativnu
chybu zo strany NCZI alebo zo strany lekarni, mame za to, Ze tento nesulad predstavuje neistotu
v nakladoch na komparator. Na zaklade uvedeného predkladame v kapitole 5.2.2 alternativny
scenar.
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5.2. Hodnotenie vysledkov medicinskoekonomickej analyzy
5.2.1 Vysledok zakladného scenara predloZzeného vyrobcom
Vysledky zakladného scenara podla vyrobcu st uvedené v tabulke nizSie (Tabulka 2). V zdkladnom scendri v ramci
CMA dosahuje intervencia GTO-oil pri pozadovanej uhrade zdravotnej poistovne vo vyske 7,688 € / 100 ml voci

komparatoru GTO-oil v rezime vynimky nizsie naklady.

Tabulka 2: Vysledky zdkladného scendra CMA predloZeného vyrobcom

Vysledk Intervencia Komparator

y y GTO-oil GTO-oil v reZime vynimky
Naklady (€) 38,44 55,28
Inkrementalne naklady (€) -16,84

Zdroj: [NIHO spracovanie na zaklade MER, ktory bol dodany vyrobcom]
5.2.2 Vysledok nakladovej efektivnosti podla NIHO a zdroje neistoty
V NIHO nastaveni sme v ramci medicinskoekonomickej analyzy neaplikovali voci nastaveniu vyrobcu Ziadne zmeny.

Alternativny scenar

Vzhladom na neistotu vyplyvajlcu z nestladu velkosti balenia DP v sGi¢asnosti hradenej vo vynimkovom reZime,
ktory uvadza vyrobca (500 ml) a NCZI (1000 ml) predkladdme alternativny scenar, v ktorom uvadzame naklady
na komparator vo vyske 55,28 € / 1 000 ml balenie, teda 27,64 € / 500 ml balenie.

Ako vyplyva z tabulky nizSie (Tabulka 3), v alternativnom scenari (ak by sa uvedena vyska Ghrady vo vynimkovom
reZime vztahovala na dvojbalenie DP) dosahuje intervencia GTO-oil pri poZadovanej Ghrade zdravotnej poistovne
vo vyske 38,44 € v ramci CMA voci komparatoru vyssie naklady o 10,80 €. Aby bol GTO-oil v alternativnom scenari
nakladovo efektivny, maximalna vyska uhrady zdravotnej poistovne by mohla byt maximalne 27,64 €, Co
predstavuje zlavu vo vySke 28,10 % voci pozadovanej Ghrade vo vyske 38,44 €.

Tabulka 3: Vysledky alternativneho scendra CMA

Vstedk Intervencia Komparator

U . GTO-oil GTO-oil v reZime vynimky
Naklady (€) 38,44 27,64
Inkrementalne naklady (€) 10,80

Zdroj: [NIHO spracovanie]

Vysledok nakladovej efektivnosti je spojeny s neistotou. Jej dévody podrobne diskutujeme vyssie a
sumarizujeme v nasledujdcich bodoch:
e Absencia dokazov o klinickej t¢innosti. U¢innost hodnotenej DP nebola vyrobcom preukéazana. Nebol
predlozeny d6kaz o klinickej G¢innosti (4.3).
¢ Neuplnost udajov o uhradach vo vynimkovom rezime. Vzhladom nato, Ze daje o skutoénych Ghradéch
zo strany zdravotnych poistovni nebolo mozné overit u vsetkych poistovni, analyza nakladovej
efektivnosti je odkazana na ziskané Gidaje deklarované jednou poistoviiou, ¢o predstavuje vyznamny zdroj
neistoty (5.1.3).
e Diskrepancia v $pecifikacii velkosti balenia. Podrobnd diskusia k nestladu velkosti balenia hodnotenej
DP a velkosti balenia DP aktualne hradenej vo vynimkovom reZime je uvedena v Casti 5.1.3.
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6.1. Zakladny scenar analyzy dopadu na rozpocet predloZeny vyrobcom

Za zakladny scenar povazujeme analyzu dopadu na rozpocet dodant v ramci MER zo dfia 18.12.2025.

Predpokladany pocet pacientov a dopad na rozpocet podla vyrobcu je uvedeny v tabulke nizsie (Tabulka 4).
Vyrobca v MER neuvadza od6vodnenie stanovenia poctu pacientov. Vyrobca predpoklada pouzitie 30 baleni /
pacienta / rok.

Vyrobca predpoklada zaradenie do zoznamu kategorizovanych dietetickych potravin k 1.7.2026.

Navrh maximalnej sumy Ghrad zdravotnych poistovni za DP v 3. plavajlci rok od zaradenia DP do ZKDP je 1,2-tis. €.
Vyrobca konstatuje, Ze zaradenie predmetnej DP do ZKDP nebude predstavovat zvySenie nakladov na Ghradu
z prostriedkov verejného zdravotného poistenia ale Gsporu verejnych zdrojov.

Tabulka 4: Pocet pacientov a dopad na rozpocet v rokoch 2026 - 2031

Komparator Zaradovana DP
. naklady na1 naklady na naklady na 1 naklady na Dopad na
pocet . . . . v
rok . pacienta/rok | pacientov/rok pacienta/rok pacientov/rok rozpocet vs
pacientov .

(eur) (eur) (eur) (eur) komparator
2026 1 1658,00 1658,00 1153,00 1153,00 -505,00 €
2027 1 1658,00 1658,00 1153,00 1153,00 -505,00 €
2028 1 1658,00 1658,00 1153,00 1153,00 -505,00 €
2029 1 1658,00 1658,00 1153,00 1153,00 -505,00 €
2030 1 1658,00 1658,00 1153,00 1153,00 -505,00 €
2031 1 1658,00 1658,00 1153,00 1153,00 -505,00 €

Zdroj: [6]
6.2. Vyjadrenie NIHO k analyze dopadu na rozpocet a miera neistoty

Vzhladom na vysoki mieru neistoty v odhade cielovej populacie a spotreby DP NIHO nepredklada vlastny
scenar dopadu na rozpocet. Pri kategorizovani DP GTO-oil s vyrobcom navrhovanou tihradou bude vznikat
Setriaci dopad na rozpocet radovo v stovkach eur. Neistota vyplyva z odhadu poétu pacientov,
individualizovanej spotreby DP a nepreukazanej ihrady za intervenciu vo vynimkovom reZzime zo strany vyrobcu.

Zaroveii upozoriiujeme na nejasnosti ohladom velkosti balenia diskutovanej v ¢astiach 5.1.3 a.5.2.2 V pripade

Uhrady podla alternativneho scenara by hodnotend DP mala negativny dopad na rozpocet VZP radovo
v stovkach eur. Neutralny dopad na rozpocet by vznikal iba po dohodnuti zlavy v stlade s ¢astou 5.2.2.
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7.1. Eticka analyza
Vzhladom na to, Ze ide o zavazné a ojedinelé ochorenia, predstavuje realizacia randomizovanych kontrolovanych
tadii' s kontrolnym ramenom eticky problém (najma z dévodu neposkytnutia intervencie pediatrickym pacientom

v placebo skupine). Dostupnost robustnych klinickych dat vysokej kvality je preto vyznamne limitovana.

7.2. Organizaéné aspekty

Potrebné mnozstvo pripravku urcuje lekar alebo pracovnik kvalifikovany v oblasti klinickej vyzivy v zavislosti
od veku, telesnej hmotnosti a zdravotného stavu pacienta.

7.3. Socialno-pacientske aspekty

V priebehu hodnotenia neboli identifikované Ziadne relevantné socialno-pacientske aspekty.

7.4. Pravne aspekty

V priebehu hodnotenia neboli identifikované ziadne relevantné aspekty.
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9.1. Komunikacia s klinickymi odbornikmi a pacientskymi organizaciami

Do hodnotenia sa formou vstupu pomocou dotaznika nezapojil ziadny odbornik ani pacientska organizacia. S
vybranymi otazkami ohladom hodnotenej DP sme emailom oslovili hlavni odborni¢ku MZSR pre pediatrickd
neuroldgiu z Kliniky Detskej Neuroldgie Narodného Ustavu detskych choréb, Doc. MUDr. Miriam Kolnikovd, PhD.

Odbornicka deklarovala, Ze nema konflikt zaujmov.

Otazka

Odpoved

Vyrobca v Ziadosti o kategorizaciu Lorenzovho

oleja navrhuje nasledovné indikacné obmedzenie:
»Hradenu lie¢bu méze indikovat lekar u pacientov pri
adrenoleukodystrofii (ALD) a adrenomyeloneuropatii
(AMN) na pracovisku Detskej kliniky Lekarskej fakulty
Univerzity Komenského a Narodného Ustavu detskych
chordb v Bratislave, Kliniky pre deti a dorast A. Getlika
Univerzitnej nemocnice Bratislava Nemocnica sv. Cyrila
a Metoda, Kliniky deti a dorastu Univerzitnej
nemocnice Martin, v metabolickej ambulancii Detskej
fakultnej nemocnice s poliklinikou Banska Bystricaav
metabolickej ambulancii Detskej fakultnej nemocnice
Kosice.“

V stiCasnosti je vSak Lorenzov olej podla mnohych
odporucaniindikovany najma u asymptomatickych
pacientov.

Odporucanie polskej Agentury pre hodnotenie
zdravotnickych technoldgii (AOTMIT) z roku 2024 sa
opiera o systematicky prehlad Fatouh M., 2022, ktory
analyzuje Gc¢innost Lorenzovho oleja. Z prehladu
vyplyva, Ze lieCba preukazatelne zniZuje hladiny
plazmatického C26:0 a jej véasné nasadenie

u asymptomatickych chlapcov vedie k lepSim
neurologickym vysledkom a nizSiemu vyskytu zmien na
MR. U pacientov s neurologickymi priznakmi a
zmenami na MR nema DP vplyv na klinicky priebeh
ochorenia.

V USA ma Lorenzov olej status experimentalnej liecby,
nie je oficidlne schvéaleny americkym Uradom pre
kontrolu potravin a lie€iv (FDA). Zaroveri odportcania
mnohych odbornikov potvrdzuju potencialnu Géinnost
Lorenzovho oleja pri prevencii neurologickych
problémov u deti s ALD, ktoré eSte nevykazuji ziadne
symptémy a poukazuju na absenciu spolahlivych dat o
Ucinnosti Lorenzovho oleja pri rozvinutej forme
ALD/AMN.

Slovenski odbornici v ¢lanku o X-ALD z roku 2006
rovnako oznacili terapiu Lorenzovym olejom za
odportc¢ani u asymptomatickych pacientov s X-ALD.
Vzhladom na uvedené odporicania, sthlasili by ste

s nizsie upravenym znenim indika¢ného obmedzenia
pre DP Lorenzov olej?

,Hradend lieébu moZe indikovat lekar u
asymptomatickych detskych pacientov s
diagnostikovanou adrenoleukodystrofiou (ALD), ktori
maju normalny nalez na MRI (bez znamok
demyelinizacie) a u pacientov s

Nas navrh:

»Hradenu lie€bu méze indikovat lekar u detskych
pacientov s geneticky potvrdenou adrenoleukodystrofiou
(ALD) , a u pacientov s adrenomyeloneuropatiou (AMN) na
pracovisku Kliniky detskej neuroldgie a Detskej kliniky
Lekarskej fakulty Univerzity Komenského a Narodného
Ustavu detskych chordb v Bratislave, Kliniky pre deti a
dorast A. Getlika Univerzitnej nemocnice Bratislava
Nemocnica sv. Cyrila a Metoda, Kliniky deti a dorastu
Univerzitnej nemocnice Martin, v metabolickej ambulancii
Detskej fakultnej nemocnice s poliklinikou Banska Bystrica
a v metabolickej ambulancii Detskej fakultnej nemocnice
Kosice.“

Dévodom pre podavanie je spomalenie progresie
ochorenia, ktoré je inak devasta¢né a bez akejkolvek
lieCby dieta umiera do 2 rokov od objavenia tazkosti .

Liecba je jedna mozna u symptomatickych pacientov. U
asymptomatickych teda tych, ktori sa diagnostikuju v
rodine pozitivneho pacienta, inak sa na ochorenie neda
prist len aktivnym vyhladavanim vSetkym pribuznych, sa
zjavne oddaluje nastup ochorenia - tu je mozna
transplantacia kostnej drene, ktor( u pacientov
indikujeme.

Publikovali sme pracu kde uvddzame: Uspech sa dosiahol
znizenim endogénnej syntézy VLCFA zmesou glycerol
trioleatu a glycerol trierukatu v pomere 4 : 1 nazvanou
Lorenzov olej. Podavanie zmesi normalizuje hladinu
VLCFA, avSak zasadne nemeni klinicky obraz rozvinutého
ochorenia, kedZe nereparuje uz vzniknuté poskodenie.
Kolnikova M.- Cesk Slov Neurol N 2013; 76/109(2): 197-202
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adrenomyeloneuropatiou (AMN) s absenciou klinickych
neurologickych symptémov na pracovisku Detskej
kliniky Lekarskej fakulty Univerzity Komenského a
Narodného Ustavu detskych choréb v Bratislave,
Kliniky pre deti a dorast A. Getlika Univerzitnej
nemochnice Bratislava Nemocnica sv. Cyrila a Metoda,
Kliniky deti a dorastu Univerzitnej nemocnice Martin, v
metabolickej ambulancii Detskej fakultnej nemocnice s
poliklinikou Banska Bystrica a v metabolickej
ambulancii Detskej fakultnej nemocnice Kosice.“

V druhom rade by sme Vas chceli poZiadat o odborné
stanovisko k opodstatnenosti zaradenia samostatného
GTO oleja do dietetického reZimu pacientov s ALD. Hoci
historické Studie (napr. Rizzo et al., 1986) naznacovali,
Ze zvySeny prijem kyseliny olejovej vo forme GTO v
kombinacii s nizkotu¢nou diétou dokaze zniZit rychlost
endogénnej syntézy C26:0 priblizne o 50 %, sic¢asné
medzinarodné odporicania a systematické prehlady
(napr. Fatouh M., 2022 ¢ polsky AOTMIT, 2024) sa
sustreduju takmer vyhradne na terapiu vo forme
Lorenzovho oleja (GTO/GTE v pomere 4:1). Samotny
vyrobca v aktualnej dokumentacii k produktu GTO olej
definuje jeho prinos primarne v rovine senzorického
zatraktivnenia a zvy$enia energetickej hodnoty
restriktivnej diéty (pouzitie v zalievkach &i pri
vyprazani). Klinické data, ktoré by potvrdzovali jeho
samostatnu terapeutickd dcinnost pri kontrole hladin
VLCFA v dokumentacii absentujd. Zaujimalo by nas
preto, ¢i na zaklade Vasich skisenosti povazujete za
medicinsky odévodnené, aby bol GTO olej
kategorizovany ako samostatna dietetickd potravina s

narokom na Uhradu z verejného zdravotného poistenia.

PovaZzujem za medicinsky odévodnené, aby bol GTO olej
kategorizovany ako samostatna dieteticka potravina s
narokom na Uhradu z verejného zdravotného poistenia.
Podavanie len samotného Lorenzovho oleja sa v klinickej
praxi netestovalo, GTO olej sa pouZiva na pripravu stravy,
kedZe iné typy tukov st nevhodné a zvy3uju obsah VLCFA,
ktora je primarnou pri¢inou ochorenia.

Zaroven by nas zaujimalo prepojenie tychto dvoch
produktov v redlnej klinickej praxi. KedZe Gidaje o
spotrebe za posledny rok vykazujd preskripciu oboch
typov olejov, radi by sme porozumeli mechanizmu ich
indikacie u konkrétnych pacientov. Su Lorenzov olej a
GTO olej predpisované stibezne tomu istému
pacientovi ako kombinovana terapia, alebo sa v praxi
vyuZivaju v inych indikaciach, t.j. u odlidnych
pacientov? Pokial st oba produkty uréené pre toho
istého pacienta, navrhovali by ste zosuladit aj
indikacné obmedzenie podla navrhu uvedeného v
otazke 1?

Liecba sa podavala vZdy sibeZne u nas lie¢ime pacientov
zistenych aktivnym vyhladavanim od pozitivneho pacienta
- teda pred rozvojom klinickych tazkosti.

LieCime symptomatickych chlapcov aj muzov od miernych
priznakov, aj s plne vyjadrenym ochorenim prakticky
celoZivotne. Je to prax aj inych zahrani¢nych centier, ktoré
liedia pacientov s x-ALD a AMN, kde popri diéte je
kombindcia Lorenzoho oleja a GTO oleja pri priprave
stravy lie¢ebnou metddou.

Zaznamenali ste v predloZenej Ziadosti akékolvek
dalSie potencidlne problematické aspekty tykajlce sa
komparatora, navrhovanej podskupiny, indikaéného
obmedzenia alebo inych suvisiacich skuto¢nosti, na
ktoré by ste nas chceli upozornit alebo sa k nim
vyjadrit?

Pripomienky k moznosti indikacie:

Ochorenie je neurometabocliké, deti aj dospeli chlapci sa
na klinike diagnostikujd, lie¢ba a sleduju 3 desatrodia,
mame za to, Ze by bolo vhodné pokracovat kontinualne v
lieCbe aj na nasom pracovisku a zaradit Kliniku detskej
neuroldgie do indikujlcich pracovisk.

9.2. Komunikacia s vyrobcom

S vyrobcom sme v procese hodnotenia DP GTO-oil v predmetnej indikacii nekomunikovali.
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9.3. Komunikacia so zdravotnou poistoviiou
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V procese hodnotenia sme emailom oslovili s vybranymi otazkami ohladom vy$ky thrad DP a ich schvalovania
zdravotné poistovne Dbvera, Union a V3eobecna zdravotna poistoviia. Priebeh komunikacie je popisany v tabulke
nizSie. Kompletné dokumenty je mozné poskytnut Gcastnikom konania a relevantnym poradnym organom

na vyZiadanie.

Otazka

Odpoved poistovne

Vyrobcovia v predloZzenych MER
uvadzaju, Ze predmetné DP st hradené
vSetkym indikovanym pacientom vo
vynimkovom rezime. Radi by sme Vas
poziadali o overenie Gidajov, ktoré
vyrobcovia vyrobca uvadzaju v MER,
konkrétne Gdajov o:

« poCte pacientov s danou diagnézou
« pocte pacientov so schvalenou
vynimkou a pocte spotrebovanych
baleni,

« vySke Ghrady na vynimku a

« v niektorych pripadoch aj velkosti
hradeného balenia.

Poistovne “ poskytli informacie o vyske thrady vo vynimkovom
rezime a pocte lieCenych pacientov. Poist'ov? tiez poskytla

informacie o pocte spotrebovanych baleni.

Udaje neposkytla.

23



	Záver odborného hodnotenia
	Obsah
	Použité skratky
	Časový prehľad priebehu hodnotenia

	Informácie o dokumente
	1. Predmet hodnotenia
	1.1. Výskumné otázky
	1.2. Inklúzne kritériá

	2. Metóda
	2.1. Výskumné podotázky
	2.2. Zdroje použité pri tvorbe hodnotenia

	3. Zdravotný problém a postavenie v klinickej praxi
	3.1. Základná charakteristika ochorenia
	3.2. Manažment a liečba pacienta
	3.3. Opis technológie
	3.4. Účel určenia
	3.5. Požadované podmienky úhrady
	3.6. Relevantné komparátory

	4. Hodnotenie klinickej účinnosti a bezpečnosti
	4.1. Klinické dôkazy o účinnosti
	4.2. Klinické dôkazy o bezpečnosti
	4.3. Diskusia k hodnoteniu klinického prínosu

	5. Hodnotenie nákladovej efektívnosti
	5.1. Opis a hodnotenie predloženej medicínskoekonomickej analýzy
	5.1.1 Opis a základné nastavenie analýzy
	5.1.2 Údaje o účinnosti
	5.1.3 Náklady

	5.2. Hodnotenie výsledkov medicínskoekonomickej analýzy
	5.2.1 Výsledok základného scenára predloženého výrobcom
	5.2.2 Výsledok nákladovej efektívnosti podľa NIHO a zdroje neistoty


	6. Hodnotenie dopadu na rozpočet
	6.1. Základný scenár analýzy dopadu na rozpočet predložený výrobcom
	6.2. Vyjadrenie NIHO k analýze dopadu na rozpočet a miera neistoty

	7. Etické, organizačné, sociálno-pacientske a právne aspekty
	7.1. Etická analýza
	7.2. Organizačné aspekty
	7.3. Sociálno-pacientske aspekty
	7.4. Právne aspekty

	8. Zdroje
	9. Apendix
	9.1. Komunikácia s klinickými odborníkmi a pacientskymi organizáciami
	9.2. Komunikácia s výrobcom
	9.3. Komunikácia so zdravotnou poisťovňou


