Nota Técnica 593860

Data de conclusao: 22/10/2026 17:45:07

Paciente

Idade: 62 anos
Sexo: Feminino

Cidade: Santa Maria/RS

Dados do Advogado do Autor

Nome do Advogado: -
Numero OAB: -

Autor esté representado por: Defensoria Publica

Dados do Processo

Esfera/Org&o: Justica Estadual

Vara/Serventia: 12 Vara Civel Especializada Em Fazenda Publica - Santa Maria/rs

Tecnologia 593860

CID: C94.5 - Mielofibrose aguda
Diagnostico: Mielofibrose secundaria
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: JAKAVI

Principio Ativo: FOSFATO DE RUXOLITINIBE

Via de administracao: oral
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Posologia: RUXOLITINIBE (Jakavi) comprimidos de 5 mg — 1440 cp / 6 meses.
Tomar 04 comprimidos de 12 em 12 horas (240 comprimidos ao més). Periodo minimo de
tratamento: 06 meses.

Uso continuo? Sim
Duracéao do tratamento: (Indeterminado)
Indicacdo em conformidade com a aprovada no registro? Sim

Previsto em Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas do Min. da Salude para a situacao
clinica do demandante? N&o

O medicamento esta inserido no SUS? Nao
Oncoldgico? Sim

Outras Tecnologias Disponiveis

Tecnologia: FOSFATO DE RUXOLITINIBE

Descrever as opcdes disponiveis no SUS e/ou Saude Suplementar: Estédo disponiveis para
o tratamento de mielofibrose prednisona, hidroxiureia, talidomida, radioterapia, esplenectomia,
transplante alogénico de medula éssea, transfusfes, terapia de suporte e terapia paliativa.
Esclarece-se que para o tratamento de cancer via Sistema Unico de Satde (SUS) ndo ha uma
lista de medicamentos disponiveis. Assume-se que o cuidado ao paciente deve ser feito de
forma integral nas Unidades de Alta Complexidade em Oncologia (UNACON) ou nos Centros
de Alta Complexidade em Oncologia (CACON), onde o fornecimento de medicamentos da-se
por autorizacao de procedimento de alta complexidade (APAC). Dessa forma, a disponibilidade
de medicamentos varia conforme a localidade.

Existe Genérico? Nao

Existe Similar? Nao

Custo da Tecnologia

Tecnologia: FOSFATO DE RUXOLITINIBE
Laboratério: -

Marca Comercial: -

Apresentacao: -

Preco de Fabrica: -

Preco Maximo de Venda ao Governo: -

Preco Maximo ao Consumidor: -
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Custo da Tecnologia - Tratamento Mensal

Tecnologia: FOSFATO DE RUXOLITINIBE
Dose Diaria Recomendada: -

Preco Maximo de Venda ao Governo: -
Preco Maximo ao Consumidor: -

Fonte do custo da tecnologia: -

Evidéncias e resultados esperados

Tecnologia: FOSFATO DE RUXOLITINIBE

Evidéncias sobre a eficacia e seguranca da tecnologia: A mielofibrose primaria e a
mielofibrose secundaria possuem caracteristicas clinicas semelhantes, mas a origem e a
progressdo podem diferir. A mielofibrose secundaria € uma neoplasia mieloproliferativa que
surge a partir de policitemia vera (PV) ou trombocitemia essencial (TE), resultando na
substituicdo progressiva da medula 6ssea por tecido fibrotico (1). A mielofibrose secundaria
pode se manifestar com anemia progressiva, alteracées nos niveis de leucdcitos (diminuicdo ou
aumento) e plaquetas (reducdo ou elevacdo), além de hematopoiese extramedular,
frequentemente resultando em esplenomegalia e hepatomegalia. Os pacientes também podem
apresentar sintomas constitucionais graves, hipertensdo pulmonar, evolucéo para leucemia e
risco aumentado de morte precoce (2). O tratamento envolve controle da anemia, uso de
hidroxiureia e inibidores de JAK, como ruxolitinibe, fedratinibe e pacritinibe, que ajudam a
reduzir o volume do baco e alivio dos sintomas (5). O transplante de células-tronco
hematopoéticas € a Unica opcao curativa, embora esteja associado com desafios consideraveis
(3).

O ruxolitinibe € um inibidor seletivo da janus quinase 1 e 2. Essas enzimas estao envolvidas na
sinalizacdo de citocinas e fatores de crescimento, com efeito sobre o sistema imune e
hematopoiético. Este medicamento pode aumentar o risco de infeccbes (em particular por
herpes virus e citomegalovirus) e ndo deve ser administrado a pacientes com infeccéo ativa,
trombocitopenia e alteracéo da funcdo hepatica ou renal. A descontinuacéo deve ser lenta para
evitar recidiva dos sintomas/sindrome de liberacdo de citocinas ou sindrome de lise tumoral (4).
Entre outros efeitos adversos comuns estdo anemia e trombocitopenia, por vezes, com
demanda de transfus@es, além de neutropenia.

Dois ensaios clinicos randomizados de fase Ill, denominados COMFORT-I (5) e COMFORT-II
(6), avaliaram a eficacia e a seguranca do ruxolitinibe em pacientes com mielofibrose primaria
ou secundaria a policitemia vera ou a trombocitemia essencial, classificados como de risco
intermediario-2 ou alto. O estudo COMFORT-I incluiu 309 pacientes e comparou o ruxolitinibe
com placebo, enquanto o COMFORT-II incluiu 219 pacientes e utilizou como comparador a
melhor terapia disponivel. Em ambos os estudos, o ruxolitinibe demonstrou superioridade na
reducdo do volume esplénico, com respostas observadas em aproximadamente 42% dos
pacientes no COMFORT-I e 28% no COMFORT-II, em comparagao a menos de 1% e 0% nos
respectivos grupos controle. Também foram observadas melhoras dos sintomas associados a
doenca e da qualidade de vida. Em relacdo a sobrevida global, o COMFORT-I identificou
reducdo estatisticamente significativa do risco de morte em analise atualizada, enquanto o
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COMFORT-II ndo demonstrou diferencga significativa em relagdo a melhor terapia disponivel na
analise inicial. O tratamento apresentou maior frequéncia de eventos adversos hematoldgicos,
especialmente anemia e trombocitopenia. Em conjunto, os resultados indicam beneficio clinico
consistente do ruxolitinibe no controle das manifestacées da mielofibrose, embora permanecam
limitacdes quanto a demonstracao de beneficio em sobrevida e a segurangca em longo prazo.

Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia: Controle de sintomas constitucionais e
esplenomegalia, incerto para o desfecho de sobrevida geral.

Recomendacdes da CONITEC para a situacao clinica do demandante: Nao Recomendada

Conclusao

Tecnologia: FOSFATO DE RUXOLITINIBE
Conclusao Justificada: Nao favoravel

Concluséo:

Paciente de 61 anos, ECOG 0, com diagnostico de policitemia vera desde 2013, evoluindo para
mielofibrose secundéaria pos-policitemia vera (CID-10 C94.5), classificada como risco
intermediario 1 pelo escore MYSEC. Apresenta anemia, esplenomegalia e aumento
progressivo da contagem plaquetaria, com bidopsia de medula 6ssea evidenciando
reticulogénese grau 2. Foi previamente tratado com hidroxiureia, cuja dose precisou ser
reduzida devido a anemia, apresentando intolerancia ao medicamento e persisténcia de
doenca sintomatica. Atualmente, encontra-se elegivel ao transplante de medula OGssea,
aguardando avaliacdo pela equipe especializada, com necessidade de controle clinico e
sintomético para otimizacao das condi¢des gerais antes do procedimento.

Embora essas circunstancias possam justificar a necessidade de uma alternativa terapéutica
para controle clinico e sintomatico, ndo demonstram, isoladamente, a imprescindibilidade do
ruxolitinibe, tampouco a inexisténcia de outras estratégias terapéuticas adequadas disponiveis
no SUS.

Os estudos COMFORT-I e COMFORT-II demonstram que o ruxolitinibe apresenta beneficio
clinico no tratamento da mielofibrose, especialmente pela reducdo da esplenomegalia, pelo
alivio dos sintomas e pela melhora da qualidade de vida. Os resultados também sugerem
possivel beneficio em sobrevida global, em comparacgéo ao placebo no COMFORT-I, mas sem
confirmacédo estatistica no acompanhamento prolongado do COMFORT-Il em comparacao a
melhor terapia disponivel. Entretanto, essas afirmacdes s&o baseadas em estudos de
gualidade metodoldgica baixa, parte deles avaliando contra placebo, sem cegamento, com
potenciais vieses de afericdo, de atrito e corporativo. Por conta disso, a certeza em relacao as
afirmacdes previamente enunciadas é baixa e a forca de recomendacdo, fraca. Ressalta-se
também que o tratamento com ruxolitinibe ndo evita progressdo da doenca para leucemia
aguda.

As razdes incrementais de custo-efetividade calculadas para realidade brasileira excedem
muito o limiar de disponibilidade a pagar da sociedade e, por isso, o parecer da agéncia
encarregada de avaliar a incorporacdo de tecnologias de saude ao SUS, a CONITEC,
recomendou a sua nao incorporacao em duas avaliacdes. Na sua ultima avaliacdo a CONITEC
ressalta os aspectos econdmicos para sua tomada de decisdo: “cientes de que se trata de uma
doenca rara e satisfeitos com os dados cientificos acrescentados na consulta publica, para a
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deciséo foram considerados os resultados da avaliagdo econdmica e impacto orgamentario”.
Assim, embora exista evidéncia de eficacia do medicamento para determinados desfechos
clinicos, as limitagdes quanto a certeza dos resultados, as incertezas sobre o beneficio em
sobrevida global, avaliacdo desfavoravel a incorporacdo pela CONITEC e a auséncia de
demonstracdo inequivoca de sua imprescindibilidade no caso concreto ndo permitem
considerar suficientemente comprovados 0s requisitos técnico-cientificos para sua concessao
excepcional.

Ha evidéncias cientificas? Sim

Justifica-se a alegacao de urgéncia, conforme definicdo de Urgéncia e Emergéncia do
CFM? Néao
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NatJus Responsavel: RS - Rio Grande do Sul
Instituicdo Responsavel: NATJUS/TIRS
Nota técnica elaborada com apoio de tutoria? Nao

Outras Informacdes: O NAT-Jus tem como objetivo a elaboracdo de notas e respostas
técnicas a partir de fundamentos cientificos. Salienta-se que a Nota Técnica (NT) tem por
finalidade responder de forma preliminar a uma questéo clinica sobre potenciais efeitos de uma
tecnologia em saude, para uma determinada condicdo. Para tanto, € realizada andlise
documental, dos fundamentos cientificos e avaliagdo em tese da questdo posta. Portanto, a
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https://www.zotero.org/google-docs/?SNRpGI
https://www.zotero.org/google-docs/?SNRpGI

conclusédo “favoravel” ou “desfavoravel” diz respeito tdo somente as evidéncias cientificas
atualizadas sobre a metodologia em foco e a indicacdo do seu custeio pelo poder publico ou
saude suplementar, levando em consideragcdo as opc¢des disponiveis. A escolha e prescri¢cao
de determinado tratamento em detrimento de outro e a avaliacdo completa individualizada cabe
ao médico assistente. Ainda, a emissdo de NT n&o constitui avaliagéo pericial direta, € mesmo
apos emissao de NT ainda pode ser realizada pericia médica, caso 0 juizo considere
necessario.
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