Nota Técnica 562004

Data de conclusdo: 02/09/2026 14:10:03

Paciente

Idade: 38 anos
Sexo: Masculino

Cidade: Contagem/MG

Dados do Advogado do Autor

Nome do Advogado: LUIZ AUGUSTO DA SILVA VINHAL
Numero OAB: MG151548

Autor esta representado por: -

Dados do Processo

Esfera/Org&o: Justica Federal

Vara/Serventia: SECPU

Tecnologia 562004

CID: D59.5 - Hemoglobinuria paroxistica noturna [Marchiafava-Micheli]
Diagnostico: hemoglobinuria paroxistica noturna
Meio(s) confirmatdrio(s) do diagndéstico ja realizado(s): Laudo médico.

Descricédo da Tecnologia

Tipo da Tecnologia: Medicamento
Registro na ANVISA? Sim
Situacao do registro: Valido
Nome comercial: -

Principio Ativo: ECULIZUMABE

Via de administracao: VO
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Posologia: ECULIZUMAB (Soliris) 900 mg, a cada 14 dias
Uso continuo? -
Duracéao do tratamento: dia(s)

Indicacdo em conformidade com a aprovada no registro? Sim

Previsto em Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas do Min. da Saude para a situacao

clinica do demandante? Sim

O medicamento esta inserido no SUS? Sim
O medicamento esta incluido em: RENAME
Oncolégico? Nao

Outras Tecnologias Disponiveis

Tecnologia: ECULIZUMABE
Descrever as opc¢des disponiveis no SUS e/ou Saude Suplementar: Nao ha.
Existe Genérico? Nao

Existe Similar? Nao

Custo da Tecnologia

Tecnologia: ECULIZUMABE
Laboratério: -

Marca Comercial: -

Apresentacao: -

Preco de Fabrica: -

Preco Maximo de Venda ao Governo: -

Preco Maximo ao Consumidor: -

Custo da Tecnologia - Tratamento Mensal

Tecnologia: ECULIZUMABE
Dose Diaria Recomendada: -
Preco Maximo de Venda ao Governo: -

Preco Maximo ao Consumidor: -
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Fonte do custo da tecnologia: -

Evidéncias e resultados esperados

Tecnologia: ECULIZUMABE

Evidéncias sobre a eficacia e seguranca da tecnologia: O eculizumabe é um anticorpo
monoclonal direcionado ao componente C5 do sistema complemento. Ao bloquear a clivagem
de C5 em Cbha 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 ativacao inflamatdria mediada pelo complemento e previne
gue o organismo ataque e destrua células sanguineas vulneraveis (11).

A evidéncia cientifica acerca da eficacia e seguranca 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 o0 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 transfuséo.
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 hemdlise
significativa e pelo menos uma transfusdo de hemécias nos 24 meses anteriores ao inicio do
acompanhamento. O estudo teve dois desfechos primarios: estabilizacdo da hemoglobina e
nuamero de unidades de concentrado de heméacias 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
relacdo a desfechos secundarios, o grupo eculizumabe apresentou reducdo da hemdlise
(medida pela LDH), estabilizacdo de hemoglobina e melhora significativa da fadiga (medida
pelo escore clinico FACIT-Fatigue) e da qualidade de vida. Ainda, um episédio 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) ndo diferiram
significativamente entre os grupos, evidenciando um perfil de seguranca adequado do
eculizumabe.

Custo:

Item: ECULIZUMABE

Descricao: 10 MG/ML SOL DIL INFUS CT FA VD TRANS X 30 ML
Quantidade: 78

Valor unitario: R$ 24.062,90

Valor total: R$ 1.876.906,20

* Valor unitario considerado a partir de consulta de preco da tabela CMED. Preco maximo de

venda ao governo (PMVG) em Minas Gerais (ICMS 18%). O PMVG é o resultado da aplicacao
do Coeficiente de Adequacdo de Precos (CAP) sobre o Preco Fabrica — PF, PMVG =
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PF*(1-CAP). O CAP, regulamentado pela Resolug¢do n°. 3, de 2 de marco 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 isencao de
ICMS para aquisicdo por o6rgdos 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 concentracdo 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 Incorporacédo de Tecnologias no SUS (CONITEC), do Ministério da
Saude, realizou avaliagdo sobre o tema no ano de 2018 (8). A razdo de custo-efetividade
incremental estimada foi de R$22.468,00 por quinzena livre de transfuséo, o que extrapolou 0s
precedentes histéricos considerados como adequados para a realidade brasileira. N&o
obstante, a comissdo recomendou, por unanimidade, a incorporacdo do eculizumabe para
tratamento restrito de pacientes com hemoglobinuria paroxistica noturna hemolitica com alta
atividade da doenca, desde que cumpridos os critérios do PCDT estabelecido pelo Ministério
da Saude.

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

Recomendacgfes da CONITEC para a situacao clinica do demandante: Recomendada

Conclusao

Tecnologia: ECULIZUMABE
Conclusao Justificada: Nao favoravel

Conclusao: As evidéncias cientificas disponiveis acerca do uso de eculizumabe em pacientes
com HPN sédo solidas, provenientes de estudos clinicos de boa qualidade metodoldgica.
Nesses estudos, o eculizumabe apresentou melhora nos parametros de hemodlise e,
consequentemente, proporcionou reducao da necessidade de transfusdes de sangue, melhora
nos escores clinicos de fadiga e melhora na qualidade de vida. Assim, este medicamento é
considerado o tratamento padréo 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,
h&4 exame confirmatorio estabelecendo o adequado diagnéstico de HPN e ha descricdo de
anemia grave, com niveis de hemoglobina inferiores a 6 mg/dL e necessidade de transfusfes
de sangue. Portanto, entendemos que a parte autora preenche o0s critérios necessarios
estabelecidos pelo Ministério da Saude para utilizagéo do tratamento com eculizumabe.
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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,
nao 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.

Ha evidéncias cientificas? Sim

Justifica-se a alegacdo de urgéncia, conforme definicdo de Urgéncia e Emergéncia do
CFM? Néo
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NatJus Responséavel: Nacional
Instituicdo Responsavel: NAT-Jus Doencas Raras - HCPA/TelessaudeRS
Nota técnica elaborada com apoio de tutoria? N&ao

Outras Informacdes: A parte autora apresenta laudos médicos informando o diagnostico de
hemoglobinaria paroxistica noturna desde 2009 (Evento 3, VOL1 e Evento 80, LAUDO4).
Apresenta exame de imunofenotipagem por citometria de fluxo comprobatério da doenca
(Evento 80, EXMMED3). Ao diagndstico, apresentava sinais de hemdlise 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 hemoglobindria paroxistica noturna (HPN) é uma doenca hematologica rara, adquirida,
caracterizada por hemdlise 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 éssea, levando a
deficiéncia da proteina GPI (3,4). Esta molécula tem como funcéo a fixacdo 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 patdgenos
como bactérias. Como decorréncia da hemdlise intravascular, a apresentacao clinica tipica da
HPN consiste em anemia hemolitica, hemoglobindria (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 transfusfes de
sangue e manejo de sintomas. O transplante de medula 6ssea também pode ser aventado
para casos graves ou refratarios, porém seu uso € restrito e com resultados controversos (5).
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No entanto, o curso da doenca foi revolucionado pelo surgimento dos inibidores das moléculas
do sistema complemento. O eculizumabe e o ravulizumabe sdo anticorpos monoclonais anti-C5
gue blogueiam a ativagéo terminal do complemento, reduzindo a hemdlise 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 doenca,
especialmente para casos com hemolise extravascular residual a despeito do uso de inibidores
de C5 (7).
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