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NOTA TECNICA N2 7929/2024 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1. solicitante: [
1.2. Processo n2: 5030290-81.2024.4.03.6100

1.3. Data da Solicitagdo: 27/11/2024

1.4. Data da Resposta: 04/12/2024

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/ldade: 28/07/1993 - 31 anos

2.2 Sexo: Feminino

2.3. Cidade/UF: S3o Paulo/SP

2.4. Historico da doenga: Anemia Hemolitica — CID10 D59.3, M32.1

3. Descricdo da Tecnologia

3.1. Tipo da tecnologia: MEDICAMENTO

ECULIZUMAB 300MG

4.2. Principio Ativo: Eculizumabe

4.3. Registro na ANVISA: 1981100010015

4.4. O produto/procedimento/medicamento esta disponivel no SUS: ndo

4.5. Descrever as opgdes disponiveis no SUS/Saude Suplementar: Atualmente, ndo ha PCDT

do Ministério da Saude para o tratamento da SHUa. Segundo os protocolos internacionais,
a abordagem terapéutica consiste em terapia de suporte e tratamento com eculizumabe.
A terapia de suporte inclui a terapia plasmatica e os transplantes renal e/ou hepatico.

4.6. Em caso de medicamento, descrever se existe Genérico ou Similar: Ndo

4.7. Recomendacdes da CONITEC: N3do incorporar o eculizumabe para o tratamento da
sindrome hemolitica urémica atipica, no dmbito do Sistema Unico de Saude - SUS. Dada
pela Portaria n2 56 publicada no Didrio Oficial da Unido n2 224, sec¢do 1, pagina 79, em 20
de novembro de 2019

4. Discussao e Conclusao
4.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranca da tecnologia:
Devido as altas taxas de comprometimento renal, grande parte dos pacientes com SHUa

torna-se dependente de dialise e outras terapias de substituicdo renal. A paciente em tela
vem sendo submetido a sessdes de hemodialise trés vezes por semana.

A terapia plasmatica tem por objetivo eliminar as proteinas reguladoras anormais e os
anticorpos anti-CHF e, ao mesmo tempo, fazer a suplementacdo com proteinas reguladoras
normais. Existem duas modalidades de terapia plasmatica: a troca de plasma (TP), também
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chamada de plasmaferese, que se caracteriza pela remoc¢do do plasma sanguineo para
separacao seletiva de células ou de outros componentes especificos; e a infusdo de plasma
(IP), que consiste em administrar ao paciente plasma fresco congelado. A paciente ja fez
ambas as modalidades, sem beneficio conforme os documentos clinicos anexados.

O tratamento com o anticorpo monoclonal humanizado anti-C5 (eculizumabe) visa
bloquear a via final do complemento, inibindo a clivagem de C5 em C5b e a formacgao da
anafilotoxina C5a e do CAM (complexo de ataque a membrana, C5b-9), bloqueando assim
as consequéncias pro-inflamatdrias de C5a e pro-trombdticas de C5b-9 da ativacao do
complemento.

Por fim, ha a possibilidade de transplante renal e hepatico.

N3o foram encontrados ensaios clinicos randomizados de alta qualidade para avaliacdo do
uso de eculizumabe na situacdo proposta e a CONITEC considerou o nivel de evidéncia
insuficiente para incorpora¢do do mesmo para sindrome hemolitico-urémica atipica (Brasil,
2019).

A base para recomendacdo de uso é a de que os pacientes com microangiopatia trombodtica
tratados com bloqueio terminal do complemento parecem ter um progndstico melhor em
relacdo aos controles histdricos, com uma taxa de progressao consideravelmente menor
para doenca renal terminal do que seria esperado com base sobre a histdria natural da
doenga. Isso inclui melhorias na fungdo renal, contagem de plaquetas e hemdlise em
individuos que foram tratados com eculizumabe ou ravulizumabe, em alguns casos
dramaticos o suficiente para permitir a descontinuacdo da hemodialise (Rathbone, 2013;
Legendre, 2013; Fakhouri, 2014; Prével, 2022). Em ensaio clinico ndo controlado, 79% dos
pacientes que receberam eculizumabe durante a descompensagao aguda descontinuaram
a didlise (Fakhouri, 2016).

4.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia:
Diminuicdo das crises de microangiopatia trombdtica, melhora hematoldgica e renal e
melhora da qualidade de vida.

4.3. Parecer: Sugere-se avaliacao pericial
( x ) Favoravel
() Desfavoravel

4.4, Conclusao Justificada:

Ndo foram encontrados ensaios clinicos randomizados de alta qualidade para avaliacao do
uso de eculizumabe na situagcdo proposta e a CONITEC considerou o nivel de evidéncia
insuficiente para incorporacdo do mesmo para sindrome hemolitico-urémica atipica (Brasil,
2019). O quadro clinico descrito nos documentos anexados é grave e potencialmente
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haveria beneficio do uso do medicamento, sendo interessante avaliacdo pericial
especializada para se definir possibilidade de outros tratamentos. De acordo com os
documentos, as linhas de tratamento disponiveis no SUS ja foram tentadas.

Justifica-se a alegacdo de urgéncia, conforme definicdo de urgéncia e emergéncia do CFM?
() SIM, com potencial risco de vida

(x) SIM, com risco de lesdo de érgao ou comprometimento de funcao

( )NAO
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4.6. Outras Informacdes — conceitos:

ANS - Agéncia Nacional de Saude Suplementar

A ANS é a agéncia reguladora do setor de planos de salide do Brasil. Tem por finalidade
institucional promover a defesa do interesse publico na assisténcia suplementar a saude,
regulando as operadoras setoriais, contribuindo para o desenvolvimento das ac¢des de
saude no pais.

ANVISA - Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria

A ANVISA é uma agéncia reguladora vinculada ao Ministério da Saude e sua finalidade é
fiscalizar a produg¢dao e consumo de produtos submetidos a vigilancia sanitaria como
medicamentos, agrotéxicos e cosméticos. A agéncia também é responsavel pelo controle
sanitario de portos, aeroportos e fronteiras.

CONITEC — Comissdo Nacional de Incorporacdo de Tecnologias no Sistema Unico de Saude.
A CONITEC é um 6rgao colegiado de carater permanente do Ministério da Saude, que tem
como funcdo essencial assessorar na defini¢do das tecnologias do SUS. E responsavel pela
avaliacdo de evidéncias cientificas sobre a avaliacdo econdmica, custo-efetividade, eficacia,
a acuracia, e a seguranca do medicamento, produto ou procedimento, e avaliacdo
econdmica: custo-efetividade.

RENAME - Relacao Nacional de Medicamentos Essenciais

O RENAME é um importante instrumento orientador do uso de medicamentos e insumos
no SUS. E uma lista de medicamentos que reflete as necessidades prioritarias da populacio
brasileira, contemplando o tratamento da maioria das patologias recorrentes do pais.
https://www.conass.org.br/wp-content/uploads/2022/01/RENAME-2022.pdf
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REMUME - Relagdo Municipal de Medicamentos Essenciais

A REMUME é uma lista padronizada de medicamentos adquiridos pelo municipio, norteada
pela RENAME (Relacdo Nacional de Medicamentos) que atende as necessidades de saude
prioritarias da populagao, sendo um importante instrumento orientador do uso de
medicamentos no municipio.

ANS - Agéncia Nacional de Saude Suplementar

A ANS é a agéncia reguladora do setor de planos de saude do Brasil. Tem por finalidade
institucional promover a defesa do interesse publico na assisténcia suplementar a saude,
regulando as operadoras setoriais, contribuindo para o desenvolvimento das ac¢des de
saude no pais.

ANVISA - Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria

A ANVISA é uma agéncia reguladora vinculada ao Ministério da Saude e sua finalidade é
fiscalizar a producdo e consumo de produtos submetidos a vigilancia sanitaria como
medicamentos, agrotéxicos e cosméticos. A agéncia também é responsavel pelo controle
sanitario de portos, aeroportos e fronteiras.

PROTOCOLOS CLINICOS E DIRETRIZES TERAPEUTICAS (PCDT) - regramentos do Ministério
da Saude que estabelecem critérios para o diagndstico da doenca ou do agravo a saude; o
tratamento preconizado, com os medicamentos e demais produtos apropriados, quando
couber; as posologias recomendadas; os mecanismos de controle clinico; e o
acompanhamento e a verificacdo dos resultados terapéuticos, a serem seguidos pelos
gestores do SUS. Sdo baseados em evidéncia cientifica e consideram critérios de eficacia,
seguranca, efetividade e custo-efetividade das tecnologias recomendadas.

FINANCIAMENTO DA ASSISTENCIA FARMACEUTICA é de responsabilidade das trés esferas
de gestdo do SUS, conforme estabelecido na Portaria GM/MS n. 204/2007, os recursos
federais sdao repassados na forma de blocos de financiamento, entre os quais o Bloco de
Financiamento da Assisténcia Farmacéutica, que é constituido por trés componentes:

» Componente Basico da Assisténcia Farmacéutica: destina-se a aquisicdo de
medicamentos e insumos no ambito da Atencdo Primaria em salde e aqueles relacionados
a agravos e programas de saude especificos, inseridos na rede de cuidados deste nivel de
atencdo. O Componente Bésico da Assisténcia Farmacéutica (Cbaf) inclui os medicamentos
gue tratam os principais problemas e condi¢cdes de saude da populacdo brasileira na
Atencdo Primaria a Saude. O financiamento desse Componente é responsabilidade dos trés
entes federados. A responsabilidade pela aquisicao e pelo fornecimento dos itens a
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populacdo fica a cargo do ente municipal, ressalvadas as variacdes de organizagao
pactuadas por estados e regides de saude.

» Componente Estratégico da Assisténcia Farmacéutica: financiamento para o custeio dos
medicamentos destinados ao tratamento de patologias que, por sua natureza, possuem
abordagem terapéutica estabelecida. Este componente é financiado pelo Ministério da
Saude, que adquire e distribui os insumos a ele relacionados. O Componente Estratégico
da Assisténcia Farmacéutica (Cesaf) destina-se ao acesso dos medicamentos e insumos
destinados aos agravos com potencial de impacto endémico e as condi¢cdes de saude
caracterizadas como doengas negligenciadas, que estdo correlacionadas com a
precariedade das condi¢des socioecondbmicas de um nicho especifico da sociedade. Os
medicamentos do elenco do Cesaf sdo financiados, adquiridos e distribuidos de forma
centralizada, pelo Ministério da Salude, cabendo aos demais entes da federacdo o
recebimento, o armazenamento e a distribuicdo dos medicamentos e insumos dos
programas considerados estratégicos para atendimento do SUS.

» Componente Especializado da Assisténcia Farmacéutica: este componente tem como
principal caracteristica a busca da garantia da integralidade do tratamento
medicamentoso, em nivel ambulatorial, de agravos cujas abordagens terapéuticas estao
estabelecidas em Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéuticas (PCDT). Estes PCDT
estabelecem quais sao os medicamentos disponibilizados para o tratamento das patologias
contempladas e a instancia gestora responsavel pelo seu financiamento. O Componente
Especializado da Assisténcia Farmacéutica (Ceaf) é uma estratégia de acesso a
medicamentos, no ambito do SUS, para doencas cronico-degenerativas, inclusive doencas
raras, e é caracterizado pela busca da garantia da integralidade do tratamento
medicamentoso, em nivel ambulatorial, cujas linhas de cuidado estdo definidas em
Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéuticas (PCDT) publicados pelo Ministério da Saude.
Os medicamentos que constituem as linhas de cuidado para as doencgas contempladas
neste Componente estdo divididos em trés grupos de financiamento, com caracteristicas,
responsabilidades e formas de organizagao distintas.

Considerag6es NAT-Jus/SP: A autoria do presente documento ndo é divulgada por motivo
de preservacao do sigilo.
Equipe NAT-Jus/SP
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