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Nota Técnica*
ID 562004

Data de submissao: 31/08/2026

*Avaliagdo técnica produzida no ambito institucional do Nucleo de Apoio Técnico da Justica
(NAT-Jus) do TelessaudeRS. Elaborada por profissionais da saude, baseada em evidéncias
cientificas de eficacia, acuracia, efetividade, seguranga e custo-efetividade, conforme termos
contratuais e o disposto na Resolugdo N° 388/2021 do CNJ e no § 2° do art. 156 do CPC, Lei
n° 13.105/2015.
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1 Dados do processo
1.1 Numero do Processo: 0079475-71.2009.4.01.3800.

1.2 Vara: SECPU.

1.3 Polo Passivo: Unido, Estado de Minas Gerais e Municipio de Belo
Horizonte.

2 Dados do Paciente
2.1 Cartao Nacional da Saude: 708709130745792.

2.2 CPF:100.982.736-71.

2.3 Nome: Lucas de Castro Ribeiro.

2.4  Data de nascimento: 01/07/1988.

2.5 Idade: 38 anos.

2.6  Sexo: masculino.

2.7 Nome da mae: Ana Raquel de Castro Ribeiro.

2.8  Municipio de residéncia/UF: Contagem/MG.

3 Dados do Prescritor

3.1 UF do registro profissional: MG.
3.2  Numero de registro/Conselho: CRM 24374.

3.3  Nome do profissional: Sergio Schusterschitz da Silva Araujo.

4 Dados da Prescrigao

4.1  Tipo: medicamento.

4.2 Denominacao: eculizumabe.

4.3 CID: D59.5 hemoglobinuria paroxistica noturna [Marchiafava-Micheli].
4.4  Prescricdo: ECULIZUMAB (Soliris) 900 mg, a cada 14 dias

4.5 Meio(s) confirmatorio(s) do diagnodstico disponibilizado(s): laudo médico.

4.6 Capacidade funcional do paciente (ECOG Performance Status): ndo se
aplica.

4.7 Paciente internado: ndo.

4.8 Negativa administrativa: ndo.
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4.9 Urgéncia (conforme definicdo da Resolu¢do CFM n°® 1451/95: ocorréncia
imprevista com ou sem risco potencial de vida. E preciso buscar assisténcia
meédica imediata, podendo ser necessario internagao hospitalar, sem tempo
para esperar alguns dias): néo.

4.10 Justificativa para a prescrigao:

A parte autora apresenta laudos médicos informando o diagnéstico de
hemoglobinuria paroxistica noturna desde 2009 (Evento 3, VOL1 e Evento 80,
LAUDO4). Apresenta exame de imunofenotipagem por citometria de fluxo
comprobatério da doenga (Evento 80, EXMMED3). Ao diagndstico,
apresentava sinais de hemoalise ativa, com anemia sintomatica e, portanto,
iniciou tratamento com eculizumabe no ano de 2010. E descrito bom controle
da doenga com o tratamento vigente. Nesse contexto, pleiteia a continuidade
do tratamento com eculizumabe por tempo indeterminado como forma de
controle da doenca.

A hemoglobinuria paroxistica noturna (HPN) ¢é uma doenga
hematolégica rara, adquirida, caracterizada por hemodlise intravascular,
tromboses e, frequentemente, insuficiéncia medular. A prevaléncia estimada é
de 1-2 casos por milhdo de habitantes ao ano, com distribuicdo semelhante
entre sexos e predominancia em adultos jovens (1-3). A HPN resulta de uma
mutacdo no gene PIGA em células-tronco hematopoiéticas na medula 6ssea,
levando a deficiéncia da proteina GPI (3,4). Esta molécula tem como fungao a
fixacado de proteinas de membrana na superficie celular, especialmente aquelas
denominadas CD55 e CD59. Na auséncia destas proteinas de membrana, as
células sanguineas, e em especial as hemacias, tornam-se vulneraveis a
destruicdo intravascular pelo chamado sistema complemento - conjunto de
moléculas presentes no sangue que tem como objetivo a destruicdo de
patégenos como bactérias. Como decorréncia da hemdlise intravascular, a
apresentacdo clinica tipica da HPN consiste em anemia hemolitica,
hemoglobinuria (perda de hemoglobina na urina), fadiga, dor abdominal e risco
elevado de trombose (1-3).

Por muitos anos, o tratamento da HPN se resumiu a medidas de suporte
como transfusdes de sangue e manejo de sintomas. O transplante de medula
O0ssea também pode ser aventado para casos graves ou refratarios, porém seu
uso é restrito e com resultados controversos (5). No entanto, o curso da doencga
foi revolucionado pelo surgimento dos inibidores das moléculas do sistema
complemento. O eculizumabe e o ravulizumabe sdo anticorpos monoclonais
anti-C5 que bloqueiam a ativagdo terminal do complemento, reduzindo a
hemolise e risco de trombose, sendo geralmente escolhidos como
medicamentos de primeira linha (6). Novos agentes como crovalimabe
(anti-C5), pegcetacoplana (inibidor de C3), iptacopana (inibidor do fator B) e
danicopana (inibidor do fator D) também podem ser utilizados no tratamento da
doenga, especialmente para casos com hemodlise extravascular residual a
despeito do uso de inibidores de C5 (7).
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5 Dados da Tecnologia

5.1 Registro na ANVISA: sim, com registro valido.

5.2 Indicagdo em conformidade com a aprovada no registro: sim.
5.3  Existe genérico ou similar: ndo.

5.4 Recomendagdes da CONITEC para a situagao clinica do demandante:
sim, com parecer favoravel a incorporagdo em 2018 (8) e parecer de né&o
exclusdo (favoravel a manutencéo do tratamento na rede publica) em 2021 (9).

5.5 Disponivel no SUS: sim.

5.6 Previsto em Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas do Ministério da
Saude para a situagao clinica do demandante: sim (10). Conforme protocolo,
sao elegiveis para tratamento com eculizumabe os individuos maiores de 14
anos, de ambos os sexos, com diagnostico de HPN realizado por citometria de
fluxo e que apresentem alta atividade de doenca, caracterizada por lactato
desidrogrenase (LDH) = 1,5 vezes o limite superior, tamanho do clone > 10%, e
pelo menos um dos critérios abaixo:

e Historico de evento tromboembdlico com necessidade de
anticoagulacdo terapéutica (comprovado por exame de imagem), apos
afastadas outras causas de trombofilia adquiridas mais comuns, como
sindrome de anticorpo anti-fosfolipide (SAAF) e neoplasias e/ou;

e Anemia crbnica demonstrada por mais de uma medida de
hemoglobina < 7 mg/dL ou por mais de uma medida de hemoglobina < 10
mg/dL com sintomas concomitantes de anemia, em que outras causas além da
HPN foram excluidas e/ou;

e Hipertensao arterial pulmonar, evidenciada por ecocardiograma com
PSAP > 35, em que outras causas além da HPN foram excluidas e/ou;

e Historia de insuficiéncia renal, demonstrada por uma taxa de filtragcéo
glomerular <60 mL/min/1,73 m2, em que outras causas além da HPN foram
excluidas e/ou;

e Gestacao, evidenciada por beta-HCG > 6 mUI/mL, com histéria prévia
de intercorréncia gestacional.

5.7  Alternativa disponivel no SUS: n&o ha.
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6 Parecer do Consultor/Perito

6.1  Efetividade, eficacia e seguranca:

O eculizumabe é um anticorpo monoclonal direcionado ao componente
C5 do sistema complemento. Ao bloquear a clivagem de C5 em C5a e C5b,
mecanismo pelo qual atua como um inibidor terminal da via do complemento,
este impede a formacdo do complexo C5b-9 na superficie das células
endoteliais. Dessa forma, reduz a ativagdao inflamatéria mediada pelo
complemento e previne que o organismo ataque e destrua células sanguineas
vulneraveis (11).

A evidéncia cientifica acerca da eficacia e seguranga do uso de
eculizumabe para tratamento de pacientes com HPN é vasta. Ha diversos
ensaios clinicos, revisdes sistematicas e estudos observacionais sobre o tema.
Ademais, por ser considerado o tratamento padrdo para a doenca desde
meados dos anos 2000, ha diversos ensaios clinicos que utilizaram o
eculizumabe como tratamento comparador para avaliagdo de novas
tecnologias.

Nesse sentido, destacamos o estudo pivotal de eculizumabe para HPN,
conhecido como estudo TRIUMPH, publicado em 2006 (12). Este foi um ensaio
clinico de fase 3, randomizado, duplo-cego, controlado por placebo,
multicéntrico (34 centros na Europa, Australia, Canada e EUA), que avaliou o
uso do eculizumabe em pacientes com HPN dependentes de transfusao.
Foram randomizados 87 pacientes (43 no grupo eculizumabe e 44 no grupo
placebo), com idade mediana de 41 anos. Os critérios de inclusdo exigiam HPN
classica com hemodlise significativa e pelo menos uma transfusdo de hemacias
nos 24 meses anteriores ao inicio do acompanhamento. O estudo teve dois
desfechos primarios: estabilizagcdo da hemoglobina e numero de unidades de
concentrado de hemacias transfundidas durante esse periodo.

Como resultado, a independéncia transfusional foi atingida em 51% dos
pacientes no grupo eculizumabe contra nenhum no grupo placebo (RR 46,02;
IC95% 2,88-735,53; P = 0,007). Em relagdo a desfechos secundarios, o grupo
eculizumabe apresentou redugdo da hemolise (medida pela LDH),
estabilizacao de hemoglobina e melhora significativa da fadiga (medida pelo
escore clinico FACIT-Fatigue) e da qualidade de vida. Ainda, um episodio de
trombose ocorreu durante o estudo, no grupo placebo. Os eventos adversos
mais frequentes (cefaleia, nasofaringite, infeccdo de vias aéreas superiores,
dor lombar e nausea) nao diferiram significativamente entre os grupos,
evidenciando um perfil de seguranga adequado do eculizumabe.

6.2 Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia: controle da hemdlise
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em pacientes com HPN, representando melhora dos parametros laboratoriais,
qualidade de vida e fadiga. Ainda, 51% de chance de atingir independéncia
transfusional.

6.3 Custo:
Item Descrigao Quantidade | Valor Unitario* Valor Total
10 MG/ML SOL DIL
ECULIZUMABE | INFUS CT FA VD TRANS 78 RS 24.062,90 RS 1.876.906,20
X 30 ML

* Valor unitario considerado a partir de consulta de prego da tabela CMED. Prego maximo de
venda ao governo (PMVG) em Minas Gerais (ICMS 18%). O PMVG ¢ o resultado da aplicagao
do Coeficiente de Adequacdo de Pregos (CAP) sobre o Prego Fabrica — PF, PMVG =
PF*(1-CAP). O CAP, regulamentado pela Resolugéo n°. 3, de 2 de margo de 2011, € um
desconto minimo obrigatério a ser aplicado sempre que forem realizadas vendas de
medicamentos constantes do rol anexo ao Comunicado n° 15, de 31 de agosto de 2017 -
Versdo Consolidada ou para atender ordem judicial. Conforme o Comunicado CMED n° 5, de
21 de dezembro de 2020, o CAP é de 21,53%. Alguns medicamentos possuem iseng¢édo de
ICMS para aquisicdo por orgaos da Administracdo Publica Direta Federal, Estadual e
Municipal, conforme Convénio ICMS n° 87/02, sendo aplicado o beneficio quando cabivel.

O eculizumabe é comercializado pela Aleixon Farmacéutica Brasil sob o
nome comercial Soliris® e esta disponivel na concentragdo de 10 mg/mL em
frasco de 30 mL. Em consulta a tabela da CMED no site da ANVISA em agosto
de 2026, foi elaborada a tabela acima estimando o custo para um ano de
tratamento.

A Comissao Nacional de Incorporagdo de Tecnologias no SUS
(CONITEC), do Ministério da Saude, realizou avaliagao sobre o tema no ano de
2018 (8). A razao de -custo-efetividade incremental estimada foi de
R$22.468,00 por quinzena livre de transfusdo, o que extrapolou os precedentes
historicos considerados como adequados para a realidade brasileira. Nao
obstante, a comissdo recomendou, por unanimidade, a incorporagao do
eculizumabe para tratamento restrito de pacientes com hemoglobinuria
paroxistica noturna hemolitica com alta atividade da doencga, desde que
cumpridos os critérios do PCDT estabelecido pelo Ministério da Saude.

6.4 Conclusao técnica: desfavoravel.
6.5 Justificativa:

As evidéncias cientificas disponiveis acerca do uso de eculizumabe em
pacientes com HPN sao solidas, provenientes de estudos clinicos de boa
qualidade metodoldgica. Nesses estudos, o eculizumabe apresentou melhora
nos parametros de hemdlise e, consequentemente, proporcionou redugcao da
necessidade de transfusdes de sangue, melhora nos escores clinicos de fadiga
e melhora na qualidade de vida. Assim, este medicamento é considerado o
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tratamento padrdo de primeira linha de pacientes com HPN sintomatica
segundo diretrizes nacionais e internacionais sobre o tema.

Nesse sentido, o eculizumabe foi avaliado pela CONITEC e incorporado
no sistema publico brasileiro, sendo disponibilizado para individuos com os
critérios estabelecidos em PCDT do Ministério da Saude, conforme detalhado
no item 5.6 deste parecer técnico. No caso em tela, ha exame confirmatério
estabelecendo o adequado diagnéstico de HPN e ha descrigdo de anemia
grave, com niveis de hemoglobina inferiores a 6 mg/dL e necessidade de
transfusdes de sangue. Portanto, entendemos que a parte autora preenche os
critérios necessarios estabelecidos pelo Ministério da Saude para utilizagao do
tratamento com eculizumabe.

Deste modo, reiteramos que o medicamento pleiteado encontra-se
disponivel no ambito do SUS, por meio do Componente Especializado da
Assisténcia Farmacéutica (CEAF), devendo a parte autora buscar a via
administrativa junto a Secretaria Municipal de Saude. Nesse sentido, ndo
identificamos junto aos autos a justificativa de negativa do fornecimento do
medicamento pleiteado pela via administrativa. Por fim, caso configurada
negligéncia ou omissdo do ente publico responsavel em fornecer o
eculizumabe de forma continuada, nos posicionamos de maneira favoravel ao
fornecimento da mesma por via jurisdicional.
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7 Identificagao
7.1 Instituicdo responsavel: TelessaudeRS.
7.2 Declaracdao de conflito de interesses: os autores e apoiadores da
avaliagao técnica declaram nao possuir qualquer interesse na prescrigdo do
tratamento postulado pela parte demandante e tampouco mantém vinculo,
incluindo patrocinios diversos, com a industria que o produz ou com o
profissional que assiste a parte autora.
7.3  Profissionais da saude responsaveis pela avaliagédo técnica:
Pedro Arend Guazzelli, médico, Especialista em Clinica Médica,
Hematologia e Hemoterapia, Doutor em Ciéncia Bioldgicas - Bioquimica.
Frederico Soares Falcetta, médico, Oncologista e Internista e Mestre em
Patologia.

. 2L ) CDWERTE v
i i i i i NE CLINICAS % NatJ us gwc!,‘!eﬂ lQJZJ BRsERBARE FundMed


https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/relatorios/2018/relatorio_eculizumabe_hpn.pdf/@@display-file/file?utm_source=chatgpt.com
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/relatorios/2018/relatorio_eculizumabe_hpn.pdf/@@display-file/file?utm_source=chatgpt.com
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/relatorios/2018/relatorio_eculizumabe_hpn.pdf/@@display-file/file?utm_source=chatgpt.com
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/relatorios/2021/20210909_relatorio_eculizumabe_hpn_659_2020_final.pdf/@@display-file/file?utm_source=chatgpt.com
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/relatorios/2021/20210909_relatorio_eculizumabe_hpn_659_2020_final.pdf/@@display-file/file?utm_source=chatgpt.com
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/relatorios/2021/20210909_relatorio_eculizumabe_hpn_659_2020_final.pdf/@@display-file/file?utm_source=chatgpt.com
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/consultas/relatorios/2019/relatorio_pcdt_hpn_cp34_2019.pdf/@@display-file/file?utm_source=chatgpt.com
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/consultas/relatorios/2019/relatorio_pcdt_hpn_cp34_2019.pdf/@@display-file/file?utm_source=chatgpt.com
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/consultas/relatorios/2019/relatorio_pcdt_hpn_cp34_2019.pdf/@@display-file/file?utm_source=chatgpt.com

TelessaudeRS

—e contato@telessauders.ufrgs.br | www.telessauders.ufrgs.br | Sede Barbara Starfield: (51) 3308.2092 | Sede Bruce Duncan: (51) 3308.2097 +—

7.4  Apoio e responsabilidade técnica:

Rudi Roman, Médico, Mestre e Doutor em Epidemiologia, Coordenador
Executivo do NAT-JUS TelessaudeRS.

Natan Katz, Médico, Doutor em Epidemiologia, Professor Adjunto da
Faculdade de Medicina — Universidade Federal do Rio Grande do Sul.

Roberto Nunes Umpierre, Médico, Mestre em Epidemiologia, Doutor em
Ciéncias Médicas, Professor Associado da Faculdade de Medicina —
Universidade Federal do Rio Grande do Sul.

Erno Harzheim, Médico, Doutor em Medicina Preventiva e Saude
Publica, Po6s-Doutor em Epidemiologia, Professor Titular da Faculdade de
Medicina — Universidade Federal do Rio Grande do Sul.
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