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científicas de eficácia, acurácia, efetividade, segurança e custo-efetividade, conforme termos 
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1​ Dados do processo 

1.1​ Número do Processo: 0079475-71.2009.4.01.3800. 

1.2​ Vara: SECPU. 

1.3​ Polo Passivo: União, Estado de Minas Gerais e Município de Belo 
Horizonte. 

2​ Dados do Paciente 

2.1​ Cartão Nacional da Saúde: 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 mãe: Ana Raquel de Castro Ribeiro. 

2.8​ Município de residência/UF: Contagem/MG. 

3​ Dados do Prescritor 

3.1​ UF do registro profissional: MG. 

3.2​ Número de registro/Conselho: CRM 24374. 

3.3​ Nome do profissional: Sergio Schusterschitz da Silva Araújo. 

4​ Dados da Prescrição 

4.1​ Tipo: medicamento. 

4.2​ Denominação: eculizumabe. 

4.3​ CID: D59.5 hemoglobinúria paroxística noturna [Marchiafava-Micheli]. 

4.4​ Prescrição: ECULIZUMAB (Soliris) 900 mg, a cada 14 dias 

4.5​ Meio(s) confirmatório(s) do diagnóstico disponibilizado(s): laudo médico. 

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

4.7​ Paciente internado: não. 

4.8​ Negativa administrativa: não. 

 
 



 
4.9​ Urgência (conforme definição da Resolução CFM nº 1451/95: ocorrência 
imprevista com ou sem risco potencial de vida. É preciso buscar assistência 
médica imediata, podendo ser necessário internação hospitalar, sem tempo 
para esperar alguns dias): não. 

4.10​ Justificativa para a prescrição: 

A parte autora apresenta laudos médicos informando o diagnóstico de 
hemoglobinúria paroxística noturna desde 2009 (Evento 3, VOL1 e Evento 80, 
LAUDO4). Apresenta exame de imunofenotipagem por citometria de fluxo 
comprobatório da doença (Evento 80, EXMMED3). Ao diagnóstico, 
apresentava sinais de hemólise ativa, com anemia sintomática e, portanto, 
iniciou tratamento com eculizumabe no ano de 2010. É descrito bom controle 
da doença com o tratamento vigente. Nesse contexto, pleiteia a continuidade 
do tratamento com eculizumabe por tempo indeterminado como forma de 
controle da doença. 

A hemoglobinúria paroxística noturna (HPN) é uma doença 
hematológica rara, adquirida, caracterizada por hemólise intravascular, 
tromboses e, frequentemente, insuficiência medular. A prevalência estimada é 
de 1-2 casos por milhão de habitantes ao ano, com distribuição semelhante 
entre sexos e predominância em adultos jovens (1-3). A HPN resulta de uma 
mutação no gene PIGA em células-tronco hematopoiéticas na medula óssea, 
levando à deficiência da proteína GPI (3,4). Esta molécula tem como função a 
fixação de proteínas de membrana na superfície celular, especialmente aquelas 
denominadas CD55 e CD59. Na ausência destas proteínas de membrana, as 
células sanguíneas, e em especial as hemácias, tornam-se vulneráveis à 
destruição intravascular pelo chamado sistema complemento - conjunto de 
moléculas presentes no sangue que tem como objetivo a destruição de 
patógenos como bactérias. Como decorrência da hemólise intravascular, a 
apresentação clínica típica da HPN consiste em anemia hemolítica, 
hemoglobinúria (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 transfusões de sangue e manejo de sintomas. O transplante de medula 
óssea também pode ser aventado para casos graves ou refratários, porém seu 
uso é restrito e com resultados controversos (5). No entanto, o curso da doença 
foi revolucionado pelo surgimento dos inibidores das moléculas do sistema 
complemento. O eculizumabe e o ravulizumabe são anticorpos monoclonais 
anti-C5 que bloqueiam a ativação terminal do complemento, reduzindo a 
hemólise 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 
doença, especialmente para casos com hemólise extravascular residual a 
despeito do uso de inibidores de C5 (7). 

 
 



 
 

5​ Dados da Tecnologia 

5.1​ Registro na ANVISA: sim, com registro válido. 

5.2​ Indicação em conformidade com a aprovada no registro: sim. 

5.3 ​ Existe genérico ou similar: não. 

5.4​ Recomendações da CONITEC para a situação clínica do demandante: 
sim, com parecer favorável à incorporação em 2018 (8) e parecer de não 
exclusão (favorável a manutenção do tratamento na rede pública) em 2021 (9). 

5.5​ Disponível no SUS: sim. 

5.6​ Previsto em Protocolo Clínico e Diretrizes Terapêuticas do Ministério da 
Saúde para a situação clínica do demandante: sim (10). Conforme protocolo, 
são elegíveis para tratamento com eculizumabe os indivíduos maiores de 14 
anos, de ambos os sexos, com diagnóstico de HPN realizado por citometria de 
fluxo e que apresentem alta atividade de doença, caracterizada por lactato 
desidrogrenase (LDH) ≥ 1,5 vezes o limite superior, tamanho do clone > 10%, e 
pelo menos um dos critérios abaixo: 

● Histórico de evento tromboembólico com necessidade de 
anticoagulação terapêutica (comprovado por exame de imagem), após 
afastadas outras causas de trombofilia adquiridas mais comuns, como 
síndrome de anticorpo anti-fosfolípide (SAAF) e neoplasias e/ou; 

● Anemia crônica 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 excluídas e/ou; 

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

● História de insuficiência renal, demonstrada por uma taxa de filtração 
glomerular ≤60 mL/min/1,73 m2, em que outras causas além da HPN foram 
excluídas e/ou; 

● Gestação, evidenciada por beta-HCG > 6 mUI/mL, com história prévia 
de intercorrência gestacional. 

5.7​ Alternativa disponível no SUS: não há. 

 

 
 



 

6​ Parecer do Consultor/Perito 

6.1​ Efetividade, eficácia e segurança: 

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 formação do complexo C5b-9 na superfície das células 
endoteliais. Dessa forma, reduz a ativação inflamatória mediada pelo 
complemento e previne que o organismo ataque e destrua células sanguíneas 
vulneráveis (11). 

A evidência científica acerca da eficácia e segurança do uso de 
eculizumabe para tratamento de pacientes com HPN é vasta. Há diversos 
ensaios clínicos, revisões sistemáticas e estudos observacionais sobre o tema. 
Ademais, por ser considerado o tratamento padrão para a doença desde 
meados dos anos 2000, há diversos ensaios clínicos que utilizaram o 
eculizumabe como tratamento comparador para avaliação 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 
clínico de fase 3, randomizado, duplo-cego, controlado por placebo, 
multicêntrico (34 centros na Europa, Austrália, Canadá e EUA), que avaliou o 
uso do eculizumabe em pacientes com HPN dependentes de transfusão. 
Foram randomizados 87 pacientes (43 no grupo eculizumabe e 44 no grupo 
placebo), com idade mediana de 41 anos. Os critérios de inclusão exigiam HPN 
clássica com hemólise significativa e pelo menos uma transfusão de hemácias 
nos 24 meses anteriores ao início do acompanhamento. O estudo teve dois 
desfechos primários: estabilização da hemoglobina e número de unidades de 
concentrado de hemácias transfundidas durante esse período. 

Como resultado, a independência 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 relação a desfechos secundários, o grupo 
eculizumabe apresentou redução da hemólise (medida pela LDH), 
estabilização de hemoglobina e melhora significativa da fadiga (medida pelo 
escore clínico FACIT-Fatigue) e da qualidade de vida. Ainda, um episódio de 
trombose ocorreu durante o estudo, no grupo placebo. Os eventos adversos 
mais frequentes (cefaleia, nasofaringite, infecção de vias aéreas superiores, 
dor lombar e náusea) não diferiram significativamente entre os grupos, 
evidenciando um perfil de segurança adequado do eculizumabe. 

6.2​ Benefício/efeito/resultado esperado da tecnologia: controle da hemólise 

 
 



 
em pacientes com HPN, representando melhora dos parâmetros laboratoriais, 
qualidade de vida e fadiga. Ainda, 51% de chance de atingir independência 
transfusional. 

6.3​ Custo: 

Item Descrição Quantidade Valor Unitário* Valor Total 

ECULIZUMABE 
10 MG/ML SOL DIL 

INFUS CT FA VD TRANS 
X 30 ML 

78 R$ 24.062,90 R$ 1.876.906,20 

* Valor unitário considerado a partir de consulta de preço da tabela CMED. Preço máximo de 
venda ao governo (PMVG) em Minas Gerais (ICMS 18%). O PMVG é o resultado da aplicação 
do Coeficiente de Adequação de Preços (CAP) sobre o Preço Fábrica – PF, PMVG = 
PF*(1-CAP). O CAP, regulamentado pela Resolução nº. 3, de 2 de março de 2011, é um 
desconto mínimo obrigatório a ser aplicado sempre que forem realizadas vendas de 
medicamentos constantes do rol anexo ao Comunicado nº 15, de 31 de agosto de 2017 - 
Versão Consolidada ou para atender ordem judicial. Conforme o Comunicado CMED nº 5, de 
21 de dezembro de 2020, o CAP é de 21,53%. Alguns medicamentos possuem isenção de 
ICMS para aquisição por órgãos da Administração Pública Direta Federal, Estadual e 
Municipal, conforme Convênio ICMS nº 87/02, sendo aplicado o benefício quando cabível. 

O eculizumabe é comercializado pela Aleixon Farmacêutica Brasil sob o 
nome comercial SolirisⓇ e está disponível na concentração de 10 mg/mL em 
frasco de 30 mL. Em consulta à 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 Comissão Nacional de Incorporação de Tecnologias no SUS 
(CONITEC), do Ministério da Saúde, realizou avaliação sobre o tema no ano de 
2018 (8). A razão de custo-efetividade incremental estimada foi de 
R$22.468,00 por quinzena livre de transfusão, o que extrapolou os precedentes 
históricos considerados como adequados para a realidade brasileira. Não 
obstante, a comissão recomendou, por unanimidade, a incorporação do 
eculizumabe para tratamento restrito de pacientes com hemoglobinúria 
paroxística noturna hemolítica com alta atividade da doença, desde que 
cumpridos os critérios do PCDT estabelecido pelo Ministério da Saúde. 

6.4​ Conclusão técnica: desfavorável. 

6.5​ Justificativa: 

As evidências científicas disponíveis acerca do uso de eculizumabe em 
pacientes com HPN são sólidas, provenientes de estudos clínicos de boa 
qualidade metodológica. Nesses estudos, o eculizumabe apresentou melhora 
nos parâmetros de hemólise e, consequentemente, proporcionou redução da 
necessidade de transfusões de sangue, melhora nos escores clínicos de fadiga 
e melhora na qualidade de vida. Assim, este medicamento é considerado o 

 
 



 
tratamento padrão de primeira linha de pacientes com HPN sintomática 
segundo diretrizes nacionais e internacionais sobre o tema. 

Nesse sentido, o eculizumabe foi avaliado pela CONITEC e incorporado 
no sistema público brasileiro, sendo disponibilizado para indivíduos com os 
critérios estabelecidos em PCDT do Ministério da Saúde, conforme detalhado 
no item 5.6 deste parecer técnico. No caso em tela, há exame confirmatório 
estabelecendo o adequado diagnóstico de HPN e há descrição de anemia 
grave, com níveis de hemoglobina inferiores a 6 mg/dL e necessidade de 
transfusões de sangue. Portanto, entendemos que a parte autora preenche os 
critérios necessários estabelecidos pelo Ministério da Saúde para utilização do 
tratamento com eculizumabe. 

Deste modo, reiteramos que o medicamento pleiteado encontra-se 
disponível no âmbito do SUS, por meio do Componente Especializado da 
Assistência Farmacêutica (CEAF), devendo a parte autora buscar a via 
administrativa junto à Secretaria Municipal de Saúde. Nesse sentido, não 
identificamos junto aos autos a justificativa de negativa do fornecimento do 
medicamento pleiteado pela via administrativa. Por fim, caso configurada 
negligência ou omissão do ente público responsável em fornecer o 
eculizumabe de forma continuada, nos posicionamos de maneira favorável ao 
fornecimento da mesma por via jurisdicional. 
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7​ Identificação 
7.1​ Instituição responsável: TelessaúdeRS. 
7.2​ Declaração de conflito de interesses: os autores e apoiadores da 
avaliação técnica declaram não possuir qualquer interesse na prescrição do 
tratamento postulado pela parte demandante e tampouco mantêm vínculo, 
incluindo patrocínios diversos, com a indústria que o produz ou com o 
profissional que assiste à parte autora. 
7.3​ Profissionais da saúde responsáveis pela avaliação técnica: 
​ Pedro Arend Guazzelli, médico, Especialista em Clínica Médica, 
Hematologia e Hemoterapia, Doutor em Ciência Biológicas - Bioquímica. 
​ Frederico Soares Falcetta, médico, Oncologista e Internista e Mestre em 
Patologia. 
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7.4​ Apoio e responsabilidade técnica: 
​ Rudi Roman, Médico, Mestre e Doutor em Epidemiologia, Coordenador 
Executivo do NAT-JUS TelessaúdeRS. 
​ 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 
Ciências Médicas, Professor Associado da Faculdade de Medicina — 
Universidade Federal do Rio Grande do Sul. 
​ Erno Harzheim, Médico, Doutor em Medicina Preventiva e Saúde 
Pública, Pós-Doutor em Epidemiologia, Professor Titular da Faculdade de 
Medicina — Universidade Federal do Rio Grande do Sul. 
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