Contribuicdes da Consulta Publica - Formuldrio ATS - Burosumabe para o tratamento de hipofosfatemia ligada ao
cromossomo X em adultos - Conitec

Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Paciente 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim, como paciente, Qual: Calcitriol, fésforo, calcio, 32 - Sim, como paciente, Qual: Calcitriol, 42 - sim 2_ Nio
os resultados alcangados para mim nesse Positivo e facilidades: Desde o inicio da utilizagdo do fésforo, calcio, Positivo: Infelizmente com a
16/01/2025 periodo de utilizagdo foram impressionantes. Burosumabe sinto melhora na for¢a muscular, diminuigdo idade, as medicagdes convencionais ndo
Desde que utilizo essa medicagdo tenho uma de dores e fadiga. Tive sucesso em duas das 15 cirurgias  tinham mais efeitos satisfatérios, Negativo: As
qualidade de vida que jamais eu pensava que realizadas nas pernas. As fraturas que eu tinha a maisde  dosagens dos medicamentos convencionais ja
teria. 10 anos calcificaram com sucesso. Consigo hoje realizar ndo davam resultado esperado. As dores eram
tarefas que antes ndo eram possivel, e consigo ainda fazer persistentes e as fraturas dsseas eram
exercicios fisicos, que antes eram impossiveis., Negativo e frequentes.
dificuldades: Ndo tive nenhum ponto negatico.
Pediamni 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Minha 32 - Sim, como paciente, Qual: Reposi¢do a - Nio 2 _N3o
E essencial a incorporagdo do medicamento ao filha j& usa o burosumab, e esta tendo um resultado fosforo célcio vitamina d calcitriol , Positivo:
16/01/2025 SUS, ele é o tratamento que da resultado e incrivel. Também possuo raquitismo e estou na luta. Os N&o tive resultados positivos , Negativo: Ndo
salva vidas remédios convencionais estdo acabando com o meu rim,  tenho resultados positivos, nunca consegui
pois estd sobrecarregado e corro risco de hemodialise, 0 chegar aos niveis normais de fosfato do corpo,
tratamento burosumab é altamente eficaz, atua sobrecarregou meus rins, correndo o risco de
diretamente na causa do problema, fazendo que o corpo  hemodialise. Tive que operar 4 vezes, e ainda
ndo elimine o fosfato célcio etc, , Positivo e facilidades: possuo tortura na perna. Tenho muitos efeitos
Minha filha como crianga ja usa o burosumab, e esta colaterais, diarréia, mal halito etc, pois o
tendo um resultado incrivel. Também possuo raquitismo e remédio convencional mais destréi o corpo do
estou na luta. Os remédios convencionais estdo acabando que nos ajuda.
com o meu rim, pois estd sobrecarregado e corro risco de
hemodidlise, o tratamento burosumab é altamente eficaz,
atua diretamente na causa do problema, fazendo que o
corpo ndo elimine o fosfato cdlcio etc. O burosumab é
essencial para mim adulta, pois com ele vai estacionar
minha nefeocalcinose e ndo vou perder meus rins.
Precisamos de aprovagdo urgente deste medicamento.,
Negativo e dificuldades:
Familiar, amigo 1,g - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cu‘ic'lador ou'r.esponsével, Qual: 3a.- sim, conlwo cuidador ou respohs.ével, Qual: 42 - N3o 2_ Nio
ou cuidador de E um medicamento que melhora Burosumabe , Positivo e facilidades: Melhora nas taxas de Calcitriol , Fésforo elementar, Positivo:
. significadamente a qualidade de vida do XLH, fosforo no sangue., Auxilio da reabsorgdo de fosfato pelos Reposi¢do de calcio, Reposigdo de fésforo,
paciente por conta do auto custo se torna invidvel rins , e, por meio da produgdo de vitamina D,, ¢do Negativo:
16/01/2025 adquirir para o uso de forma devida. intestinal de calcio e fosfato, reduzindo os danos cauados
pelo raquitismo hipofosfatemico, Negativo e dificuldades:
Pediane 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,  22- Nao 32 - Sim, como paciente, Qual: Calcitriol e 42 - N3o 2 _N3o
Precisamos desse medicamento, pois é o Gnico Fosfato, Positivo: Melhora levemente o nivel de
16/01/2025 que realmente pode nos ajudar. fésforo. , Negativo: Mesmo tomando doses

elevadas da medicagdo meu fésforo ndo
melhora. O fosfato me da dores do estdbmago e
diarreia. Estou perdendo todos os dentes e
comecando a ter deficiéncia auditiva.
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Contribuiu
como:

12 Opinido, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

16/01/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Burosumabe deve ser disponibilizado de forma
gratuita aos pacientes com doengas ligadas ao
cromossomo X, independente da idade do
paciente, pois os resultados tém sido muito
satisfatorios também em pessoas adultas.

dificuldade, outros efeitos:

22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual:
Burosumabe, Positivo e facilidades: Fortalecimento dos
0ssos e musculatura e consolidagdo das fraturas. ,
Negativo e dificuldades: Nenhuma observada

efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:
Calcitriol , célcio e fosforo, Positivo: A minha
amiga de 42 anos de idade faz uso desde
medicamento e a sua vida ficou muito mais
ativa e ela passou a ter mais disposigdo fisica ao
utilizar o Burosumabe , ja o calcitriol , o ferro e
o calcio ndo surtiram o resultado esperado .,
Negativo: Nenhuma observada

42 - Acompanhe a evolugdo
da paciente em tratamento
de Burosumabe através das
suas postagens em sua rede
social @solsilva.cantora.

econodmicos:

52 - A evolugdo do
tratamento com
Burosumabe pode ser
acompanhada pelo
Instagram da paciente
@solsilva.cantora

a. i a_N3 a_ N3 ~ ~
Familiar, amigo alE] .Eu’acho gue d'eve ser |ncor'pora<l:|0 noSUS, 22-Nao 32-Nado 2 _N3o 2 _N3o
. Assim é possivel ajudar um maior nimero de
ou cuidador de . .
. pessoas. Os adultos também necessitam de
paciente cuidados que o medicamento acaba ajudando
16/01/2025 em diversas dreas da satde. Inclui-los é de
extrema importancia
a. i a_gj i 4 . a_ N3 - ~
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado [10 SQS, 22 - Sim,, como cglfiador Olf .responsavel, Qual: N Nado 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de Atualmente, o acesso ao Burosumabe é muito  Burosumabe, Positivo e facilidades: Burosumabe alivia as
_ dificil. Garantir o acesso a este medicamento dores de pacientes com XLH., Negativo e dificuldades:
paciente via SUS possibilita que mais pessoas com XLH Dificuldade de acesso.
16/01/2025 tenham uma vida cada vez mais digna e livre
de dor.
12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,  22-Nao 32-Nao

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

16/01/2025

O medicamento deve ser incorporado ao SUS.
E os adultos que necessitam dele devem ter a
oportunidade de obte-lo.

2 - Ndo possuo nenhuma
experiéncia técnica.

2 - Ndo possuo nenhum
conhecimento econdmico.

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

16/01/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Como sociedade, temos que olhar por aqueles
que mais necessitam. E um medicamento que
melhora Clara e efetivamente a vida das Raras
pessoas que sofrem muito com essa doenga.
Como sociedade DEVEMOS isso a todos os
acometidos por essa doenga!

22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual:

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:

Paciente

16/01/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
E de suma importancia a incorporagdo do
medicamento em questdo

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

16/01/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
O medicamento em questdo traz beneficios na
saude das pessoas acometidas com XLH. Isso
impacta na qualidade de vida, na insergdo no
mercado de trabalho, na escolaridade e na
inser¢do social das pessoas.

42 - Ndo 52 - Ndo
Burosumabe, Positivo e facilidades: Na minha filha de 2 Suplemento de calcio e fésforo, Positivo: Muito
anos e meio os resultados foram muito rdpidos, diminuiu  ruim... apesar de ter sido pouco tempo, ndo
a curvatura das perninhas, a melhorou mobilidade para houve nenhum sinal de mehoria, Negativo: Ndo
subir e descer pequenos degraus que ndo conseguia. E funciona ou o resultado é pouco é muito lento
devido a sua condigdo tivemos contato com muitos
adultos e seus relatos de melhoria na qualidade de vida.
TODOS sem excegdo, tiveram grande melhoria nas sua
mobilidade, na melhoria da dor e consequentemente
conseguem ter uma vida mais ativa e com muito mais
qualidade, Negativo e dificuldades: Absolutamente nada
negativo
22 - Nao 32 - Sim, como paciente, Qual: a_Nio a_Nio
Calcitriol+fosfato bibasico de sodio , Positivo:
Apenas o ndo agravamento , Negativo: Nao
evolugdo ou melhora da condigdo
22 - Ndo 32-Nao a_N3o a_N3o

Pagina 2 de 70






Contribuiu
como:

12 Opinido, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,

Paciente

16/01/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
A incorporagdo do Burosumabe para adultos ao
SUS garante a melhora na qualidade de vida
dos pacientes, reduzindo as sequelas da
doenga para o resto da vida.

dificuldade, outros efeitos:

22 - Sim, como paciente, Qual: Burosumabe, Positivo e
facilidades: Diminuigdo de dores musculo-esqueléticas,
diminuigdo do arqueamento dos membros inferiores,
melhora na coordenagdo motora e na marcha, retomada
do crescimento, melhora na qualidade de vida., Negativo
e dificuldades: Nenhum resultado negativo.

efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, como paciente, Qual: Tratamento
convencional baseado na ingestdo de solugdo
de fésforo e calcitriol., Positivo: Nenhum
resultado positivo com tratamento
convencional., Negativo: Diarréia, nauseas,
agitagdo, insonia, atraso no crescimento,
arqueamento de membros inferiores.

Paciente

16/01/2025

2. Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
O Burosumabe deve ser incorporado ao SUS
devido ao alto custo do medicamento e a falta
de condigdes financeiras de pacientes. Nem
todos os Estados Federativos possuem
tratamento adequado para Raquitismo
Hipofosfatémico ligado ao cromossomo X, fato
este que ensejou o0 meu deslocamento para o
Estado de Sdo Paulo dada a escassez de
recursos da Medicina Pernambucana. Com sua
distribuigdo via SUS, facilitard ndo s6 o amplo
acesso aos mais variados Estados Federados,
mas também a qualidade de vida de pacientes
adultos que ainda tem vida ativa e profissional
para contribuir com o crescimento do pais.

Profissional de
saude

16/01/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
E muito impressionante o que essa medicagdo
pode fazer a favor do publico com XLH. Essa
populagdo pede socorrro, sem a medicagdo. A
partir da medicagdo é possivel caminhar,
trabalhar, se locomover.

32 - Sim, como paciente, Qual: Fosfato de Sodio
Bibasico Anidro P.A, Fosfato de Potassio
Bibasico Anidro P.A, Calcitriol - 0,25mcg e
Carbonato de Célcio - 500mg. Realizei quatro
intervencgGes cirdrgicas nos membros inferiores
para corregdo de deformidades ocasionadas
pela doenga, Positivo: , Negativo: Necessidade
de tomar diariamente, além de que os
medicamentos supracitados contribuem para
constipacgdo intestinal e escurecimento dos
dentes.

22 -, Sim,, como profissional de satde, Qual:
Burosumabe, Positivo e facilidades: melhora na qualidade
de vida, melhora na dor, possibilidade de locomogdo sem
dor. , Negativo e dificuldades: Ndo percebi

42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
econodmicos:
42 - N3o 52- N3o
2.-Ndo 2.-Nao

2 - Acho que o RELATORIO 52 - ndo
PARA SOCIEDADE:
informagdes sobre
recomendagdes de
incorporagdo de
medicamentos e outras
tecnologias no SUS,
BUROSUMABE, para o
tratamento de hipofosfatemia
ligada ao cromossomo X em
adultos pode ajudar.

2. Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

2, Sim,, como profissional de saide, Qual: Burosumabe

2 - Sim, como profissional de saude, Qual:

Profissional de : - > ® - 8 ' > iae, 42 - Ndo 52 - Ndo
saude Tendo em vista o panorama positivo da , Positivo e facilidades: Redugdo da dor, redugdo de suplementagédo de fésforo e/ou vitamina D, que
incorporagdo do Burosumbe para o publico fraturas e pseudofraturas, normalizagdo dos exames ndo age na causa da doenga e pode causar
16/01/2025 infantil/adolescente, deve-se aplicar também bioquimicos (fosforo, fosfatase alcalina, vitamina D), eventos adversos a longo prazo. , Positivo:
ao publico adulto. Estes pacientes referem melhora na qualidade de vida e contribuigdo social. , normalizagdo do fésforo , Negativo:
muita dor e fraqueza, que prejudicam sua Negativo e dificuldades: Poucos eventos adversos possibilidade de eventos adversos a longo
qualidade de vida e contribuigdo social, além relacionados a aplicagdo do medicamento que é aplicado  prazo, como hipercalcemia, hipercalcidria,
de outras queixas que sdo muito individuais. via subcutanea. nefrolitiase, nefrocalcinose e
Com estes pacientes tratados, eles terdo uma hiperparatireoidismo
melhor qualidade de vida, qualidade social,
poderdo trabalhar e contribuir socialmente.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Nao 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o

ou cuidador de
paciente

16/01/2025
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Contribuiu
como:

inido, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
econodmicos:

Familiar, amigo ) - 42 - Ndo 52-Ngo
. Vejo pela melhora do meu sobrinho
ou cuidador de
paciente
16/01/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 -Sim,, como ctfi(.jador otf .responséyell, Q.uzil: 32-Sim, como cuidat.jor ou responsévt?l, Qua~|: 2 Aincorporacdo do 2 _N3o
o B G Bulrosumabe, P015|.t|vo e 'fac.llld.acjes. Diminuigdo de dores Tratameﬂnto conlvencmnal b?st'eado na.lpgestao Burosumabe para adultos ao
. musculo-esqueléticas, diminui¢cdo do arqueamento dos de solugdo de fésforo e calcitriol., Positivo: ., SUS garante a melhora na
paciente membros inferiores, melhora na coordenagdo motora e Negativo: Diarréia, nauseas, agitagdo, insonia, qualidade de vida dos
16/01/2025 na marcha, retomada do crescimento, melhora na atraso no crescimento, arqueamento de pacientes, reduzindo as
qualidade de vida., Negativo e dificuldades: Nenhum membros inferiores. sequelas da doenca para o
resultado negativo. restoldatida
- . a._ i a_gj i 4 . a_Nj3 ~ ~
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 32-Nao 42 - N3o 2 - N3o

ou cuidador de
paciente

16/01/2025

Paciente

16/01/2025

Burosumabe, Positivo e facilidades: Melhora significa na
qualidade de vida com muitos menos quedas e fraturas.,
Negativo e dificuldades:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
A medicagdo bioldgica burosumabe, me
proporciona mais energia e disposi¢do para
realizagdo das minhas atividades, melhora na
consolidagdo das minhas fraturas que tive no
passado, com o tratamento atual, nunca mais
tive fraturas. A melhora no meu quadro de
saude foi muito boa, e o meu fésforo fica
dentro da faixa recomendada, tive retardo da
progressdo. Sinto menos fadiga quando estou
tomando, menos ridigidez articular e melhora
na dor cronica, e nunca mais tive abscessos
dentarios. ,

22 - Sim, como paciente, Qual: Medicagdo Bioldgica, o
Burosumabe. , , Positivo e facilidades: Melhora na dor
cronica, menos fadiga e rigidez articular. Sinto mais
energia e disposi¢cdo. Calcificagdo de fraturas e diminuigdo
na progressdo dos sintomas. , , Negativo e dificuldades:
Nenhum efeito negativo. ,

32 - Sim, como paciente, Qual: Medicagao
paliativa, suplementagdo de fésforo e calcitriol.
, , Positivo: Comecei com sete anos, a reposi¢do
de fosforo e a Unica melhora que senti foi de
ter um pouco de for¢a muscular. , , Negativo: O
foésforo continuava sendo eliminado pela urina,
logo as nove fraturas que tive ao longo da vida
seguiram acontecendo com a progressdo. Mais,
as deformidades ésseas nas pernas, coluna e
bragos, treze cirurgias ortopédicas em
membros inferiores e reaprendi a andar 18x.
Progressdo acelerada da condigdo com muita
fadiga, dores cronicas incapacitantes, falta de
energia e disposi¢do. Perda de dentes e
abscessos dentdrios, artroses nas articulagdes,
entesopatias, cervicalgia, tendinopatias etc. ,

42 - Sou uma pessoa com
XLH, mas também uma
profissional da saude -
Bidloga e Doutoranda em
Saude na UNIFESP, e pesquiso
Qualidade de Vida de Pessoas
com XLH da América Latina,
entdo a partir das minha
pesquisas e leitura de
diversos estudos cientificos
sobre XLH. O que todos eles
evidenciam, é como as
pessoas que estdo em
tratamento com burosumabe
tem melhora no quadro geral
de saude em diversos
aspectos, como redugdo da
fadiga e mais energia,
melhora na dor crénica,
consolidagdo de fraturas, e
diminui¢cdo da progressdo da
condigdo.,

52 - Ndo, mas acredito
que medicagdes
bioldgicas para condigdes
raras deveriam terem
valores mais acessiveis. ,

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

16/01/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Medicamento de alto custo para a populagdo

22 - Ndo

2.-Ndo
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Contribuiu
como:

12 Opinido, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

dificuldade, outros efeitos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
econodmicos:

Familiar, amigo 12.- El.,l acho que de\{e selj incorpgrado no S.U.S, 22 - Ndo 32-Nao 42 - N3o 52 N3o
. Acho importante pois, minha amiga que utiliza
ou cuidador de ) )
. recuperou a qualidade de vida por conta do
paciente medicamento, e se incorporado ao SUS ird
16/01/2025 ajudar muitas pessoas que ndo tem condigao
de arcar com o medicamento.
Familiar, amigo 12- Eu.acho que deve ser incorporado no SUS,  22-Nao 32-Ndo a_N3o 2 _N3o
. O medicamento burosumabe fez um grande
ou cuidador de ; ) ) ) - )
. diferencial na vida de minha amiga, ela é
paciente adulta e faz uso do medicamento. Ajudou no
16/01/2025 fortalecimento dsseo e muscular e deu
autonomia a ela. Sem esse medicamento por
exemplo ela ndo conseguiria
andar sem muletas.
Familiar, amigo 191— Fu acho que deve ser incorporad.o.no SUS, 22-Sim,, como afifiador og .responsével, Qual: 3a- Sirlw, como cuildador ou re§pt.3nsével,. Qual: 42 - N3o 52 . N3o
ou cuidador de Ha diversos relatos de adultos que utilizam o Burosumabe, Positivo e facilidades: , O tratamento com Ingestdo oral de fosforo e calcitriol., Positivo:
. Burosumabe e tem expressiva melhora em sua  Burosumabe é muito eficaz uma vez que atinge os niveis ~ Nenhum resultado positivo em fung¢do dos
paciente qualidade de vida, sentindo-se mais ativos e adequados de fésforo no organismo, regulando também  diversos efeitos colaterais., Negativo: E de
16/01/2025 produtivos em fungdo da redugdo de dores. Em  os niveis de fosfatase alcalina e vitamina D ativa. E de facil dificil adesdo pois é necessario tomar a
diversos paises o tratamento ja é fornecido aos adesdo, ja que sdo necessarias apenas duas ou uma medicagdo de 4 a 6 vezes ao dia. Causa grande
adultos com resultados muito positivos., injegdo mensal. Ndo tem efeitos colaterais graves. desconforto gastrico, diarréia, nduseas,
Possivelmente o uso em adultos também Permite que o paciente melhore sua qualidade de vida, reducgdo no apetitie. No nosso caso
aumenta a expectativa de vida dos pacientes, com menos dores, mais mobilidade e forga fisica., percebemos maior agitagdo e, por
uma vez que poderdo viver com mais qualidade Negativo e dificuldades: Nenhum resultado negativo. consequencia, insonia. Prejudicou bastante a
de vida e menos sequelas. qualidade de vida e ndo foram percebidos
aspectos positivos., As capsulas ou solugdo de
fosforo precisam ser manipuladas em farmacia
especializada, ndo estdo disponiveis pelo SUS,
custando em torno de RS 400,00, dependendo
do peso do paciente. O calcitriol é fornecido
pelo SUS.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 32-Nao 42 - N3o 52_ N3o
ou cuidador de
paciente
16/01/2025
2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.-Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:  4a _ N30 a_N3o

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

16/01/2025

Burosumabe melhora significativamente a vida
dos pacientes sofrem de hipofosfatemia ligada
ao X

Burosumabe , Positivo e facilidades: Vi a evolugdo de um
familiar , que tinha muitas dores e ndo conseguia andar
antes do tratamento , Negativo e dificuldades: Nenhum

Calcitriol , Positivo: Pouquissimos ou quase
nada, Negativo: Sem melhorias significativas
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Contribuiu
como:

Paciente

16/01/2025

12 Opinido, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Ja existe comprovacdo cientifica da eficacia do
Burosumab para adultos. Foram realizados
vérios trabalhos de acompanhamento dos
pacientes em uso do Burosumab e os pacientes
tiveram melhoras significativas

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

22 - Sim, como paciente, Qual: Burosumab, Positivo e
facilidades: Com o Burosumab passei a ter qualidade de
vida, melhoraram as dores musculares, consigo me
locomover sem sentir dor, a perda 6ssea melhorou, ndo
tenho mais perda dentaria e a perda de audigcdo
estacionou, a concentragdo de fésforo sanguineo
normalizou e cessou a perda de fésforo urinario , Negativo
e dificuldades: Nenhum

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, como paciente, Qual: Solugdo de
fosfato, Positivo: Nenhum, Negativo: Nauseas,
vOmito e diarreia, ndo ocorre absorgdo do
fosforo por todo o fésforo ingerido da solugdo é
eliminado na urina, o que pode comprometer o
ffuncionamento dos rins. A concentragdo de
fosforo sanguineo continua abaixo do limite
inferior

42 Evidéncias clinicas:

43 - Apds uso do Burosumab a
minha Densidometria Ossea e

0s raios X mostram
recupera¢do da densidade
dssea

52 Estudos
econodmicos:

52 - Acho que o Governo
Federal teria uma
reduc¢do no custo da
medicagdo por que ird
comprar para todos os
pacientes, visto que por
via judicial o
medicamento tem um
valor diferente

Familiar, amigo 19.— Eu .achf) que deve ser incolrp.orado no S.US, 22 - Ndo 32-Nado 2 _N3o 2 _N3o
. Minha irmd tem XLH, e o remédio convencional
ou cuidador de . ;
: n3o adiantou nada e ela corre o risco de
paciente hemodidlise sem a medicagdo.
16/01/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de
paciente
16/01/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 3a.- Sim, como paciente, Qual:, Positivo: , a_N3o 2 _N3o
ou cuidador de Negativo:
paciente
16/01/2025
Paciente 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim, como paciente, Qual: BUROSUMARBE, Positivoe 32 - Sim, como paciente, Qual: Tomava k-phos,  4a _ N30 52_ N3o
Medicamento que aumenta qualidade de vida  facilidades: Melhora nos exames de sangue, redugdo na d-prev e sigmatriol., Por muito tempo da
16/01/2025 de seus paciente de maneira exponencial. fadiga, menor Rigidez nos tornozelos, sem dores no infancia precisei engessar a perna para reduzir
Medicamento que atua na causa raiz, fazendo  estdmago/azia que sentia ao tomar medicamento K-phos, a deformagdo dssea., Também utilizei por anos
com que o corpo funcione como deveria se ndo , Negativo e dificuldades: Nenhum resultado negativo goteira noturna para ajustar deformagdo
fosse a doenga. Previne diversos efeitos dssea., , Positivo: Redugdo na deformagdo
colaterais que o paciente pode ter ao longo da dssea., Apesar de abaixo do normal, de certa
fase adulta., Medicamento de custo alto que forma havia um controle de indices de exame
seria impossivel de ser arcado se ndo for de sangue , Negativo: Deformacgdo déssea dos
incorporado ao SUS. membros inferiores, principalmente no joelho
direito, Nefrocalcinose, Exames clinicos sempre
inferiores ao normal, Azia e problemas
intestinais devido ao uso de alto volume de
medicamentos
Erofissio Dol 12- Eu.acho que deve ser incorporado rTo SuUs, 22-,Sim,, como E)r.ofissione.\l.de saude, Qual: 32-Nado a_N3o 2 _N3o
p Os pacientes geram melhora subustancial Burosumabe, Positivo e facilidades: Melhora na
saude - -
mobilidade, melhora no quadro da dor, melhora auditiva,
16/01/2025 , Negativo e dificuldades: Nenhum
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 32-Nao a . N3o 2 - N3o

ou cuidador de
paciente

16/01/2025

Burosumab, Positivo e facilidades: Auséncia de dores e
qualifade de vida, maior disposi¢do , Negativo e
dificuldades:
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Contribuiu
como:

12 Opinido, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:
22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:
32- N3o

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
econodmicos:

Familiar, amigo ) o X X - > ) 42 - Ndo 52 - Ndo
. Muitos adultos dependem dessa medicagdo Burosumabe infantil , Positivo e facilidades: Qualidade de
ou cuidador de . ) ; - i,
. para que tenham uma qualidade de vida vida , Negativo e dificuldades: Nenhum
paciente melhor, O que realmente esse tratamento
16/01/2025 ajuda, Impede outras deformidades e alivio
das dores
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Ndo a_N3o 2 _N3o
ou cuidador de
paciente
16/01/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Nao a_N3o 2 _N3o

ou cuidador de
paciente

16/01/2025

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

17/01/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
A liberagdo para adulto é fundamental frente
aos resultados alcangados fisicos e mental.

22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual:
Burosumabe, Positivo e facilidades: Melhora das dores,
disposicdo, auto estima, efeitos colaterais , psicologicos e
fisicos, humor e qualidade de vida, Negativo e
dificuldades: Nenhum

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:
Rocaltrol e K-Phos, Positivo: Reposi¢do da
perda, Negativo: Nem sempre a reposi¢do era
suficiente levando a dotes , constantes exames
e alteragdes fisicas e psicologicas

42 - Melhoras em todos os
sentidos como fisicos e
mental

52 - Impossivel manter
um tratamento na pessoa
fisica, daia A
IMPORTANCIA DO SUS na
compra e liberagdo do
medicamento em questao

Preissiongl cle 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Nado 2 _N3o 2 _N3o
saude
17/01/2025
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de satde, Qual: 32 - Sim, como profissional de satde, Qual: a_N3o 2_N3o
saude Os estudos desenvolvidos até agora tem se Burosumabe, Positivo e facilidades: Os pacientes XLH se Calcitriol, Fdésforo,, Positivo: Ajudam na
mostrado bastante favordveis na melhora da sentem muito melhor, a qualidade bucal aumenta e as qualidade bucal, mas ndo de forma totalmente
17/01/2025 qualidade de vida dos pacientes que estdo dores diminuem, Negativo e dificuldades: Nao percebi efetiva. O paciente XLH, mesmo tomando esta
tomando o Burosumabe. Os relatos daqueles nenhum resultado negativo. medicagdo esta sujeito a varios problemas
que ja estdo tomando este medicamento sdo orais., Negativo: aumento do indice de carie
muito positivos. Estamos desenvolvendo quando tem aglcar no xarope, pois ele deve ser
pesquisa na area odontoldgica com pacientes tomado vdrias vezes ao dia e principalmente as
XLH e vemos de perto a necessidade de uma criangas ndo escovam os dentes na frequencia
medicagdo mais efetiva. necessdria. , Ndo previve os abcessos
expontaneos, ndo melhora a qualidade de
mineralizagdo do esmalte, da dentina e nem do
processo alveolar, levando a perda precoce dos
dentes, onerando o sistema publico de salde
que se relaciona a manutengdo da saude dos
pacientes portadores de XLH.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,  22- Ndo 32-Nao a - Nio 2 - N3o

ou cuidador de
paciente

17/01/2025

Varios trabalhistas demonstram melhora da
dor e deformidades importantes que ocorrem
nesta doenca
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econodmicos:
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de satide, Qual: Burosumabe 32 - Sim, como profissional de saude, Qual: 42 - N3o 52 - N3o
saude Como profissional que ja lidou com tratamento em tratamento de criangas portadoras de XLH, Positivo e  solucgdo fosfatada e calcitriol, Positivo: sem os
convencional em adultos e criangas e com a facilidades: Melhora de malformagdes dsseas, mesmos resultados positivos., Negativo:
17/01/2025 terapia alvo atual em criangas, tenho absoluta  crescimento e comorbidades., Melhora indescritivel de calculos renais.
certeza da necessidade deste tratamento de qualidade de vida., Negativo e dificuldades: Nunca lidei
forma continua para o paciente adulto. com eventos adversos nas 4 criangas, em 4 anos de
tratamento.
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:  4a _ N30 a_N3o
A ETECER R Burosumabe, Positivo e facilidades: Com o uso do Fosforo e calcitriol., Positivo: Leve melhora no
- Burosumabe o nivel sérico de fésforo atingiu a nivel sérico de fésforo., Negativo: Diarreia,
paciente normalidade., Negativo e dificuldades: Nenhum resultado ndusea, alteracdo do PTH.
17/01/2025 negativo ou dificuldade.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: O 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:  4a _ N30 52 N3o
ou cuidador de Acho que deve ser incorporado no sus, Paraas medicamento Burosumabe , Positivo e facilidades: Reposicdo oral de célcio e fosfato ndo tive bom
- pessoas adultas que possui a doenga Melhora na qualidade de vida , Negativo e dificuldades: resultados , Positivo: Este medicamento mudou
paciente Raquitismo hipofosfatemico para uma melhor avida do meu filho , E melhora no crescimento
17/01/2025 qualidade de vida , Negativo:
Organizagio da 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 _ N3o
Sociedade Civil
17/01/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Nao 32-Nao a_Nio a_Nio
ou cuidador de Diante do testemunho de uso do Burosumabe
. e a melhoria na qualidade de vida, penso que é
paciente justo que pessoas adultas também tenham
18/01/2025 direito a medicacdo, devidamente
acompanhadas por médicos responsaveis por
acompanhar os casos.
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o
tema
18/01/2025
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Nao 2-Nao 42 - N3o 52_ N3o
ou cuidador de """Apesar de ndo ter acompanhado a vida da
. paciente, conheco a histéria dela e sei que
paciente mesmo depois de adulta a partir do momento
18/01/2025 que ela conseguiu utilizar a medicagdo a
melhora foi visivel em sua qualidade de vida.
Antes sem perspectiva de nem ao menos
andar, e com constantes dores, hoje ela esta
muito bem."""
Profissionallde 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Sim,, como profissional de satide, Qual: Burosumab, 32 - Sim, como profissional de satude, Qual: 42 - N3o 52 N3o

saude

18/01/2025

Positivo e facilidades: Melhora clinica dos pacientes ,
qualidade de vida, Negativo e dificuldades: Acesso

Fosforo oral , Positivo: Reduzir levemente a
evolugdo de doenga , Negativo: Dificil adesdo e
pouca resposta clinica
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Contribuiu
como:

0, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
econodmicos:

Profissional de
saude

18/01/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
A incorporagdo do burosumabe no SUS é
essencial, pois trata a causa subjacente da
hipofosfatemia ligada ao X, melhora os
desfechos clinicos e reduz o impacto negativo
na qualidade de vida. E uma solugdo inovadora
que preenche lacunas no tratamento atual

22 -, Sim,, como profissional de satde, Qual:
Burosumabe, Positivo e facilidades: O burosumabe
demonstrou melhora significativa nos niveis séricos de
fésforo, reduzindo dores dsseas e fraturas em pacientes
com hipofosfatemia ligada ao X, o que resultou em maior
mobilidade e qualidade de vida., Negativo e dificuldades:
Alguns pacientes relataram efeitos adversos leves, como
reagdes no local da aplicagdo, mas nenhum evento grave
foi observado. Outra dificuldade é o custo elevado, que
pode limitar o acesso.

32 - Sim, como profissional de saude, Qual:
Terapias de reposi¢do de fésforo oral,
acompanhamento nutricional e controle de
sintomas relacionados a doenga, Positivo:
Reposigdo de fésforo oral contribuiu
parcialmente para melhorar os niveis séricos,
mas sem eficacia completa no manejo dos
sintomas ou prevencao de fraturas., Negativo:
As terapias orais sdo frequentemente mal
toleradas pelos pacientes devido a efeitos
gastrointestinais e ndo conseguem manter
niveis adequados de fésforo no longo prazo.

42 - Estudos clinicos
comprovam que o
burosumabe melhora os
niveis de fosforo sérico, reduz
dores dsseas e previne
fraturas em pacientes com
hipofosfatemia ligada ao X

52 - Embora tenha um
custo inicial elevado, o
burosumabe reduz
internagdes, complicagdes
dsseas e intervengdes,
gerando economia a
médio e longo prazo para
o SUS.

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

18/01/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
O SUS poderia incorporar, tendo em vista que
pessoas que ndo tem condig¢Ges de arcar com
os remédios em questdo precisam dos mesmos
para ndo ter maiores riscos de satde.

32 - Ndo

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

18/01/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Medicamentos direcionados e de alto impacto
devem ser inseridos sem muita burocracia para
evitar que pessoas tenham tanta dificuldades e
demora no recebimento do tratamento que
necessitam.

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:
Autismo, Positivo: Nenhum., Negativo: Varios,
pg o processo ficou de lado devido a uma
burocracia extremamente desgastante., Acabei
desistindo pelo tempo de espera.

Profissional de
saude

19/01/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Cuido de 4 pacientes adultos com XLH e
acompanho 2 criangas. As 2 criangas
conseguiram acesso a medicagdo via LME e
estdo podendo mudar o curso natural da
doenga, com prevengdo das deformidades,
ganho de estatura e bom desempenho
funcional. Dos 4 adultos, somente uma
conseguiu acesso judicial e teve grande
melhora funcional, da qualidade de vida e de
consolidagdo de lesdes dsseas antes ndo
consolidadas. As pacientes adultas que ainda
ndo acesso estdo sofrendo muito, seja pela
prépria doenga, seja por efeitos adversos da
terapia convencional (nefrocalcinose).

22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual:
"Burosumabe para o tratamento de hipofosfatemia ligada
ao cromossomo X em adultos. A paciente adulta teve o
diagndstico em 2014. Foi tratada com o tratamento
""convencional™", que carece de evidéncia cientifica, mas
é a pratica corrente e envolve reposi¢do de fosforo e
calcitriol. Ndo apresentou nenhuma melhora durante
todo o tratamento. Apresentava dores cronicas causadas
pela osteomaldcia, tinha pseudofraturas e fraturas que
ndo cicatrizavam.", Positivo e facilidades: Ap6s introdugdo
do Burosumabe, que s6 foi possivel por via judicial, houve
normalizagdo dos niveis e fésforo e cura da osteomaldcia.
Paciente conseguiu parar altas doses de gabapentina que
fazia o uso para as dores cronicas. Melhorou capacidade
funcional e laboral, com incremento importante na
qualidade de vida., Negativo e dificuldades: Nenhuma
experiéncia negativa com o medicamento. A experiéncia
negativo foi por GRANDE dificuldade no acesso a
medicagdo.

32 - Sim, como profissional de saude, Qual:
Reposigdo de fosforo e calcitriol. E o
tratamento possivel e de maior acesso, porém,
que carece de evidEncia cientifica e tem efeito
muito limitado. Essa modalidade ndo trata a
causa base da doenga, por isso tem efeitos
muito limitados. Nado faz mais sentido técnico
no seu uso, havendo terapéutica que tratada a
causa base do problema., Positivo: Melhora
muito discreta da forga e dor muscular. Sem
melhora da dor ssea. Sem melhora da
qualidade de vida., Negativo: Baixa resposta,
muita intolerAncia gastrointestinal causada
pela suplementagdo de fésforo. Além disto, o
fosforo so esta disponivel no Brasil na forma
manipulada e sem acesso publico. Além de
caro, ndo é confidvel, pois ndo existe controle
de qualidade. Em um dos pacientes adultos
com XLH que acompanho (esta paciente esta
tentando acesso juridico ao burosumabe), o
tratamento com fésforo e calcitriol levou a
nefrocalcinose, complicagdo renal que pode
levar a disfungdo renal permanente.

42 - "Trata-se de doenga
muito rara. Mesmo assim,
tanto na populagdo
pediatrica, quando na
populagdo adulta, foram
realizados ensaios clinicos
controlados e randomizados,
demonstrando enormes
beneficios para os pacientes.
Infelizmente, o tratamento
convencional disponivel com
reposigdo de fosforo e
calcitriol € um ""tapa-
burado"", visto que ndo trata
a causa subjacente da
doenga. A Unica razdo para
ndo estar amplamente
disponivel seria custo, pois do
ponto de vista médico e
técnico, com muita empatia,
tem de estar disponivel. "

2 - Ndo tenho
conhecimento suficiente
neste sentido.
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Contribuiu
como:

0, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
econodmicos:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual:

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:

Familiar, amigo ) ) - o . ! X 42 - Ndo 52 - Ndo
ou cuidador de Esse medicamento sé ontem resultado Burosumabe, Positivo e facilidades: Melhor qualidade de  Com medicamento via oral sem sucesso.,
. maravilhoso para paciente,seria injusto ndo vida, melhora 6ssea, e desenvolvimento motora., Positivo: Minha filha obteve melhora motora,

paciente continuar o tratamento apds vida adulta, é Negativo e dificuldades: Sem resultado negativo parte 6ssea parou de entortar, melhora no
20/01/2025 extrema importancia continuar esse crescimento e a qualidade de vida,

tratamento para na fase adulta eles poderem principalmente na diminuigdo de fortes dores

continuar a obter qualidade de vida. dssea que ela tinha antes de fazer uso da

medicagdo., Negativo: Sem resultado.

Ireressc me 12 - Eu acho que deve ser inquporado noSUS, 22-Ndo 32 - Ndo a_Nio a_Nio
tema Acompanho pelas redes sociais a luta de

familias para o uso da medicagdo e os
20/01/2025 beneficios que a utilizagdo pode proporcionar.
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: , Positivo e 32 - Ndo 42 - N3o 52 N3o
tema Devemos extender o acesso ja que criangas jd o facilidades: Pacientes comegam a caminhar melhor e tem

tem e os resultados sdo positivos, cabendo ao melhora na questdo ossea, Negativo e dificuldades:
20/01/2025 médico avaliar os resultados e melhora final Acesso ao medicamento, as vezes nao tem produto na

farmacia para criangas

Padamio 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Apenas 2 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 _ N30 52 _ N3o

O remédio é necessario para os adultos poiso  remédios para amenizar as dores nos 0ssos e cdlcio ., Procedimentos cirurgicos , Positivo: Meu filho
20/01/2025 mesmo fortalece os ossos, amenizando as Positivo e facilidades: Sé tive melhora com procedimentos estd sem dores, e se desenvolvendo dentro da

dores e trazendo qualidade de vida..

cirurgicos , Negativo e dificuldades: Na verdade n3o fiz
tratamento, mas meu filho que faz ta tendo muitas
melhoras...

normalidade , Negativo:

Familiar, amigo
ou cuidador de

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
E necessario que esteja disponivel para que os
pacientes tenham uma melhor qualidade de

22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual:
Burosumabe, Positivo e facilidades: Resultados muitos
significativos , Negativo e dificuldades: N&o foi observado

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:
Sim, Positivo: Corregdes nos membros
inferiores do paciente que é meu filho, ,

2 - Se possivel sim

2- Sim se possivel

paciente vida nada negativo Negativo: Ndo tem resultado negativo
20/01/2025
Familiar, amigo 12 - Iqu acho que deve ser incorporado' noSUS, 22-Sim,, cor'n.o cuidadgr ou responsavel, C?_ual: Loke'lmé e: 32 - Sim, comg cuidador ou responsavel, Qual: 42 - Ouvi dizer que esse 52 N3o
ou cuidador de medlcamento que oferece .rrn.wta qual|daqe (.1e Calnate, Positivo e facilidades: O Lokelma e.bem mais facil Ca.lnate,NPosm,vc.): e tomado.conforme produto podera ser usado
- vida para quem faz hemodialise. o prego limita  de ser tomado e mesmo quando meu avo ficava sem orientagdo médica, ele funciona, mas quase airenis 6l seneEs e
paciente 0 USO apenas por pessoas ricas nesse tomar por um dia ou dois o potassio ainda se mantinha impossivel manter a posologia., Negativo: préximo, pois ja tem estudos
20/01/2025 momento. Deveria ter subsidio ou acesso para  adequado, Negativo e dificuldades: O prego Muito dificil de tomar, custa muito caro, ndo el fe,itos
guem ndo pode pagar. mantem os niveis de potassio se ndo for
tomado diariamente (varias vezes ao dia)
Familiar, amigo 2-Eu a(iho.que deve ser incorporado no SUS, 2-Sim,, como cu.id.ador ou.responsével., Qual:. ?—‘,— .Sim, 'como cuisiador ou respc!n.séveILQuaI: 42 - N3o 52._ N3o
ou cuidador de Tenho trés filhos que precisam fazer uso Burosumabe , Positivo e facilidades: Paciente ficou sem Calcio, Fosforo e Vitamina D, Positivo: Ndo teve
. continuo do Burosumabe e essa é a Unica dores nas articulagdes e musculares., Normalizaram as resultado positivo , Negativo: Paciente
paciente medicagdo que realmente trata a doenga taxas de Fosforo, PTH e Vitamina D no organismo, continuava com dores nos musculos e
20/01/2025 normalizando as taxas nos exames e crescimento do paciente voltando ao normal., Negativo e  articulagGes, problemas no crescimento, taxas
diminuindo as dores nos ossos, articulagdo e dificuldades: N&o teve resultado negativo com o Taxas de fésforo, PTH, Vitamina D sempre
musculos. Burosumabe abaixo do normal nos exames de sangue e
urina.
Profissional de 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Nao 2-Nao a_Nio a_Nio

saude
20/01/2025

Medicamento com comprovagao cientifica
para tratamento de Hipofosfatemia ligada ao X.

Pagina 10 de 70






Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econodmicos:
Paciente 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32 - Sim, como paciente, Qual: Férmula 42 - N3o 52 N3o
Pela minha idade e cuidados que sempre tomei manipulada de Fosfato sédio dibasico, Fosfato
20/01/2025 ao longo da vida, ndo senti muito com as acido de sddio, Fosfato acido de Potassio,
deformidades, mas hoje em dia, sinto dores Sigmatriol, Osteonutri e Vitamina D3.,
constantes, estou tendo lesdes sérias nos Positivo: Sdo medicamentos que ajudam a
ossos, microfraturas e muita perda dssea na reduzir um pouco os efeitos do XLH e
boca, o que leva a procedimentos cirargicos, funcionam bem se forem tomados desde cedo,
que ndo necessariamente vao resolver a perda que é o meu caso. , Negativo: Como a férmula
dentdria. A doenga evolui e na menopausa é de Fosfatos é muito 4cida, traz muito refluxo e
ainda pior, evolui infinitamente mais rapido. E problemas no estdmago, causando diarreia
necessario o uso do Burosumabe para ter frequente.
qualidade de vida. Com a evolugdo do XLH eu
posso perder autonomia fisica, e isso é muito
preocupante.
a. i a_Nj3 a_ N3 - ~
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser.lncorporado.no Sus, Ndo N&do 42 - N3o 52 N3o
Importante para a comunidade de pacientes
tema
com doenga raras que tenham acesso a
20/01/2025 medicagdo.
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.-Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 2 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 _ N30 52 _ N3o
. A qualidade de vida com o tratamento BUROSUMABE 10, 20 E 30 MG, Positivo e facilidades: Solugdo fosfatada, comprimidos de fésforo e
ou cuidador de . ) " Lo o o .
- Burosumabe é superior. Aumento de mobilidade, diminui¢do da dor, melhora na calcitriol, Positivo: Nenhum, Negativo:
paciente qualidade de vida, disposi¢do para atividade fisica, Medicamentos em alta dosagem. Chega a
20/01/2025 Negativo e dificuldades: Nenhuma tomar 50 comprimidos por dia. Causa diarreia.
N&o elimina as dores.
- . a. i a_Nj3 a_ N3
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32 - Ndo a_N3o a_N3o
ou cuidador de
paciente
21/01/2025
Familiar, amigo 12- Eljl acho que deye ssr incorporado no SUS, 22 -.Sim,, como cuidador ou r.e'sponsév.e.l, Qual: Minha 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 - N3o 52_ N3o
. Acredito que a medicagdo burosumabe amiga com burosumabe, Positivo e facilidades: Ela teve Antes do burosumabe ela tomava
ou cuidador de o . . e - ) - B .
_ melhorou a vida integral da minha amiga, melhoras nas dores cronicas, rigidez articular, menos suplementagdo com fésforo., Positivo: Quando
paciente proporcionando a ela na realizagdo de suas fadigas, ndo teve mais fraturas e retardou a progressdo da ela era crianga a Unica coisa foi aumento de
21/01/2025 atividades didrias e participagdo social com condigdo., Negativo e dificuldades: Nenhuma forga e nada mais., Negativo: Antes do
menores danos da sintomatologia da condigdo. burosumabe ela tomava suplementagdo com
fosforo e teve iniUmeras fraturas, dores crbnicas
incapacitantes, fadiga e rigidez articular
extremas. E evolugdo rapida da condigdo.
et 2. Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2., Sim,, como profissional de satde, Qual: 2-Ndo a. a.
Profissional de N3o N&o

saude

21/01/2025

Observo melhoras significativas nos sintomas
de pacientes que utilizam o medicamento.

Burosumabe, Positivo e facilidades: Pacientes adultos
referem melhoras fisicas, motoras e emocionais com o
uso do medicamento., Negativo e dificuldades: A
instabilidade do fornecimento do medicamento gera
angustias, comportamentos disruptivos e gastos com
processos judiciais.
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econodmicos:
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 - N3o 2_ Nio
. istribuicdo do medicamento (logistica de orusumabe , Positivo e facilidades: Parou de entortar os  Solugdo fosfatada , Positivo: , Negativo: Minha
oucmda’dorde A distribuicdo d di (logistica d B be , Positi facilidades: P d Solugdo fosfatada , Positi Negativo: Minh
. entrega) é péssima. Muito dificil de conseguira ossos da minha filha e ela parou de sentir dores nos filha apresentou diarréia e dor no estobmago
paciente medicagdo. ossos., Negativo e dificuldades: Conseguir o medicamento. além de enj6o.
21/01/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Nao 32-Nado a_N3o 2 _N3o
L Ferramentas como o SUS sdo fundamentais
ou cuidador de
. para a promogdo de saude e qualidade de vida
paciente para a sociedade. Faz-se necessario expandir
21/01/202 cada vez mais (neste caso, com a adi¢do do
/01/2025
medicamento citado) o atendimento e a
disponibilizagdo de tratamentos e
medicamentos para que continue atendendo e
garantindo os direitos fundamentais da
populagédo.
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: Burosomabe 32 - Sim, como profissional de saude, Qual: 42 - N3o 2_ Nio
, Os pacientes adultos sofrem muito com a , Positivo e facilidades: A paciente tem Menas dores e Calcitriol., Positivo: O medicamento comum
saude P P
progressdo da doenga, seria um alivio fisico e mais energia para fazer os exercicios fisicos e fisioterapia, evita apenas que o célcio fique muito abaixo do
21/01/2025 mental se eles tivessem acesso por lei ao ndo teve fraturas enquanto fez uso do Burosomabe., esperado para a doenga, mas ainda assim é
Burosomabe. Negativo e dificuldades: Nenhum resultado negativo. baixo., Negativo: O medicamento usual, ndo
evita a fadiga, e nem as dores.
Empresa 2. Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Nao 2-Ndo a_Nio a_N3o
O diagnostico postergado (falta de
21/01/2025 conhecimento) sobre suas manifestagdes ainda

é grande para os médicos., Sub-diagnostico é
um problema em varias doengas raras no
mundo inteiro. Trazer o conhecimento e
expertise para profissionais da saude e o
publico em geral sobre as doengas ajudam
familias que ndo fazem Idea do seu diagnostico
a maturar e tratar suas dificuldades e desafios
no processo com a doenga. Um olhar holistico
fardo a diferenga sobre vidas que precisam ser
encontradas e aj&#xdada, s. Um diagnostico
ndo é um fim e sim UM RECOMECO!! Todo
legado depende de uma multiplicagdo e isso é
por pacientes e familias!! E sobre ajudarmos
pacientes raros, dando coragem e paixdo para
enfrentar a doenga e falarmos para ele que nao
estdo sozinhos. Uma medicagdo que pode
mudar a vida desse paciente para uma
qualidade de vida, inclui-lo na sociedade,
tornar leve o peso de uma doenga e trazer
esperanca, sem duvidas é exercer um legado
sensacional.
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Contribuiu
como:

12 Opinido, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

dificuldade, outros efeitos:

22 - Nao

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:
32 Nzo

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
econodmicos:

Familiar, amigo ) 1 . g 42 - Ndo 52-Ngo
. A incorporacgdo desse medicamento pelo SUS é
ou cuidador de ~ ) .
. uma questdo de manter a qualidade de vida de
paciente pacientes que dele necessitam para ter uma
21/01/2025 vida o mais normal possivel diante de todas as
fragilidades que a doenga rara XLH imp&e no
dia a dia. Ver minha amiga podendo realizar
suas atividades de forma mais independente e
segura é uma vitdria que todos com esse
problema de saiide devem experienciar. A
incorporagdo desse medicamento é garantir
dignidade a esses pacientes.
Paciente 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Sim, como paciente, Qual: Burosumabe, Positivo e 32 - Sim, como paciente, Qual: Calcitriol, a_Nio 52 N3o
facilidades: Melhorou minha vida 100%, Negativo e Positivo: Ajudou bastante , Negativo: Parou de
21/01/2025 dificuldades: Nenhuma fazer efeito
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Nao 42 - N3o 52_ N3o
ou cuidador de
paciente
21/01/2025
a. i a_ N3 a_ N3 - ~
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Ndo a_N3o 2 _N3o
ou cuidador de
paciente
29/01/2025
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Nao 2-Ndo 42 - N3o 52_ N3o
tema
29/01/2025
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2 Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 2-N3o a_Nio a_Nio
ou cuida’dor de O ganho na qualidade de vida do paciente Burosumabe 10mg, Burosumabe 20mg, Burosumabe
. quando utiliza o Burosumabe é bastante 30mg, Positivo e facilidades: Melhora consideravel nas
paciente consideravel. Em periodos de auséncia da dores articulares , Negativo e dificuldades: Nenhum
29/01/2025 medicagdo minha filha reclama muito de dores
nos membros inferiores, causando dificuldade
para realizar atividades simples como andar,
subir escadas ou pular e correr
Profissional de 2. Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.-Nao 2-Ndo a_N3o a_N3o
, A doenga rara, por mutagdo genética, é o
satde L
tratamento adequado com a medicagdo vai
29/01/2025 ocorrer melhora na qualidade de vida e
sobrevida
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Ndo 2.-Ndo a_ N3o 2 - N3o

ou cuidador de
paciente

04/02/2025

As pessoas adultas portadoras de
hipofosfatemia tem uma melhora significativa
na sua saude com este medicamento, com
muito mais qualidade de vida.
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Contribuiu
como:

12 Opiniao, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia,

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

efeitos, facilidade, dificuldade:
32-Nio

dificuldade, outros efeitos:
22 -, Sim,, como profissional de satude, Qual: Anticorpo

econodmicos:

Profissional de - - ) - =" 42 - Ndo 52 - Ndo
saude Acredito que existem diversas pessoas adultas  monoclonal denominado como Burosumabe, Positivo e
com a condigdo rara XLH que mudou facilidades: Observo que o medicamento produz melhora
04/02/2025 significativamente a sua experiéncia de vida em alguns aspectos da vida da pessoa com XLH, como
desde que comegou a tomar o Burosumab e, disposicdo e energia, autoestima, confianga, resisténcia
sim, é essencial que esse medicamento seja muscular e éssea, melhora da dor crénica fisica, melhora
incorporado ao SUS para promover uma da rigidez articular, previne e atrasa o aparecimento de
melhor qualidade de vida para mais pessoas novas lesdes e progressao da condigdo., Negativo e
com XLH. Temos um potencial latente de dificuldades: Observa-se que a interrupgdo continua do
mudar a expectativa de vida de pessoas com tratamento por falta de acesso ou disponibilidade faz com
XLH no Brasil. gue o medicamento apresente cada vez menos resultados
significativos em relagdo a progressdo da doenga. Se
parece mais dificil de reverter uma condi¢do mais
avangada da XLH.
Familiar, amigo 12-Eu acho que deYe se'r inForporado no SUS, 22 - 'Sim,, como cui.dador ou r’esp.onsa'vel, Qual:, P.ositivo e 32 —.S'im, como cyidador ou responsével, Qual:, 4a_ N30 52 N3o
. Esse medicamento é muito importante e o facilidades: O medicamento é eficaz tanto para criangas,  Positivo: , Negativo:
ou cuidador de L ) ~
. unico realmente eficaz no tratamento do XLH, = como para adultos. Conhego adultos que estdo usando o
paciente tanto de adultos como de criangas. Burosumabe e melhoraram, as dores passaram e estdo
04/02/2025 com uma melhor qualidade de vida e com menos
complicagdes e outras comorbidades decorrentes da
doenca XLH., Negativo e dificuldades:
Interessado no 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2, Sim,, como profissional de saude, Qual: 2-N3o a_N3o 52._ N3o
tema A populagdo que é atingida por uma doenga Burosomabe, Positivo e facilidades: Melhora significativa
rara, é limitada a ter uma vida como os demais  no caminhar e alivio das dores, Negativo e dificuldades:
04/02/2025 cidaddos, e partir do uso de medicagdes isso nenhum
pode ser amenizado e fazer com que essa
minoria, tenha mais qualidade de vida.
Profissionallde 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o
saude
04/02/2025
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Ndo 2-Ndo 2. N3o 2 N3o

ou cuidador de
paciente

04/02/2025

O medicamento em questdo traz uma
qualidade de vida para os portadores de XLH,
permitindo que eles possam executar
atividades, trabalhar e ndo depender tanto de
pessoas.
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Contribuiu
como:

0, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:
22 - Sim,, como profissional de satde, Qual: MINHA

52 Estudos
econodmicos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas:
efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, como profissional de saude, Qual:

Profissional de - o ; 5 - e 42 - Ndo 52 - Nao
saude Considero fundamental existir esta opgdo de EXPERIENCIA E NO TRATAMENTQ DE PESSOAS ADULTAS  Somente o tratamento de reposi¢do de célcio e
tratamento para adultos, porém seguindo as COM RAQUITISMO HIPOFOSFATEMICO LIGADO AO X, calcitriol, considerado paliativo e ndo
04/02/2025 orientagdes de indicagio como:Recomenda-se  OSTEOMALACEA ONCOGENICA UTILIZANDO 0S verdadeiramente um tratamento., Positivo: Os
o tratamento com burosumabe em adultos TRATAMENTOS CONVENCIONAIS CALCIO E VITAMINAD  medicamentos melhoram somente
com mais de 18 anos, com diagnéstico ATIVA. , Positivo e facilidades: adultos com HLX parcialmente as consequéncias da perda de
confirmado da doenga por achados clinicos observaram alta prevaléncia de complicagdes fosforo, ndo impedem suas complicagdes.
caracteristicos, associados a hipofosfatemia e relacionadas a doenga, mesmo entre pacientes em uso do Porém os estudos em criangas mostrou
redugdo da TmP/TFG, confirmado por tratamento convencional com sais de fésforo e/ou melhora significativa com prevengdo de
avaliagdo molecular com mutagdo do gene calcitirol (7,8). Em um desses estudos, que avaliou complicagBes., Negativo: E importante ressaltar
PHEX e/ou concentragdo sérica de FGF23 criangas e adultos, observou-se que a idade de inicio do que, até o momento, ndo ha consenso quanto
aumentada ou inapropriadamente normal, tratamento convencional foi inversamente relacionadaa  asindicagdes de tratamento da hipofosfatemia
obedecendo aos seguintes critérios: , , presenca de nefrocalcinose (r---0,298, p--0.007), ligada ao X em individuos adultos em virtude da
Refratariedade clinica ou complicagdes do indicando que o risco desta complicagdo aumenta com o auséncia de dados de eficacia a longo prazo,
tratamento convencional, realizado por pelo uso de fésforo e/ou calcitriol. Dessa forma, considerando  assim como das dificuldades inerentes ao
menos 1 ano, manifestada por um ou mais dos  as graves limitagdes funcionais da HLX, assim como a tratamento convencional tais como as suas
seguintes critérios:, , a) Persisténcia de normalizagdo bioquimica e histolégica da doenga, a complicagdes enddcrinas (hiperparatireodiismo
alteragdes radiograficas da osteomalacia tais melhora da dor, da mobilidade, da fadiga e da qualidade  secundario e terciario) e complicagdes renais
como pseudofraturas, fraturas por fragilidade  de vida com o uso de burosumabe, além da resposta (nefrolitiase e nefrocalcinose). Desse modo, o
ou ndo consolidagdo de fraturas, b) Dor dssea insuficiente ao tratamento convencional em alguns tratamento da HLX em adultos costuma ser
atribuida aa osteomalacia, c) Evidéncia de pacientes, este departamento esta de acordo com a indicado para pacientes sintomaticos e com
instalagdo de complicagdes associadas ao dispensagdo desse tratamento para adultos sintomdticos  evidéncias clinicas de doenga em atividade.
tratamento convencional: nefrocalcinose, com HLX, desde que sejam estabelecidos critérios de
nefrolitiase e/ou hiperparatireoidismo inclusdo., Negativo e dificuldades: Considero quer o Gnico
secundario persistente, d) Intolerancia aspecto negativo é o custo, porém trata-se de uma
gastrointestinal ao tratamento convencional, -  doenga rara, que ndo honraria o governo
Sais de fésforo e calcitriol ou outras significativamente e melhoraria a vida de individuos sem
formulagdes de vitamina D ativa devem ser outra opgdo.
suspensos uma semana antes do inicio do
tratamento com burosumabe e ndo podem ser
usadas em concomitdncia com esta terapia., -
A medicagdo é contraindicada em pacientes
com TFG menor que 30 mLl/min, - A
medicagdo nao foi est&#xdada, em mulheres
gravidas ou amamentando, devendo ser
evitada nessas situagdes , - A manutengdo do
tratamento com burosumabe deve ser
reavaliada anualmente, devendo a droga ser
descontinuada se houver progressdo da doenga
a despeito do uso correto da medicagdo ou
caso surjam contraindica¢Bes para seu uso,
Organizagio da 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,  22- Nao 32-Ndo a_N3o 2 _N3o

Sociedade Civil

04/02/2025

Para que todos tenham acesso gratuito a
medicacdo
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Contribuiu
como:

12 Opinido, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

dificuldade, outros efeitos:

22 - Nao

efeitos, facilidade, dificuldade:
32-Nio

econodmicos:

Familiar, amigo e ) 42 - Nao 52-N3o
ou cuidador de "Aqui esta o texto revisado, condensado para
_ caber dentro do limite de 2000 caracteres:, ,
paciente ""A decisdo da CONITEC de ndo recomendar o
04/02/2025 burosumabe para adultos com XLH (X-linked
Hypophosphatemia) parece desconsiderar
evidéncias clinicas e direitos fundamentais
garantidos pela Lei Brasileira de Inclusdo da
Pessoa com Deficiéncia (Lei n? 13.146/2015).,,
A XLH causa deformidades dsseas, dor cronica
e mobilidade reduzida, enquadrando muitos
pacientes como pessoas com deficiéncia. A
negativa do burosumabe contraria os
dispositivos da lei que garantem o direito a
salde e a inclusdo., , A CONITEC deve reavaliar
sua decisdo com base nas evidéncias clinicas e
nos direitos legais dos pacientes com XLH.
Negar o acesso ao burosumabe é negar a esses
individuos a oportunidade de uma vida com
maior funcionalidade e menos dor., , A
incorporagdo desse medicamento é uma
questdo de salde publica, justica social e
respeito aos direitos das pessoas com
deficiéncia."""
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 -, Sim,, como Phofissionél. de saude, Qual: . . 3‘:—’ - Sim, como p.riofissionél de saude., Qual: 2 _N3o 2 _N3o
saude Burosumabe, Positivo e facilidades: Melhora sintomatica e Vitamina D, Positivo: Ineficaz, Negativo: Sem
possibilidade de melhora de qualidade de vida, Negativo e resultados significativos na melhora
04/02/2025 dificuldades: Custo
Profissionallde 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32- Ndo 42 - N3o 52 N3o
saude
04/02/2025
Profissional de 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Nao 2-Nao a_N3o a_N3o
satde
04/02/2025
Padamia 2-Eu ac.ho que deve ser incorporado no SUS, 2. Nio 32-Sim, como pa.c.iente, Qual: Rocaltrol, /8 o (VT earEmnie (R UmE a_N3o
Deve ser incorporado pelo SUS Fosfato oral , Positivo: Houve aumento do nivel oy alente perspectiva para
04/02/2025 sérico de fosforo , Negativo: ndo houve

melhorar a qualidade de vida
didria , redugdo de dores nos
pacientes
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Contribuiu

0, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas:

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econodmicos:
Paciente 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32 - Sim, como paciente, Qual: fésforo, 42 - n3o 52_n3o
Solicito a liberagdo da medicagdo. Sou médica e calcitriol, , vitamina D, Positivo: Com
04/02/2025 portadora da doenca. Convivo com dores tratamento com fésforo e calcitriol ndo obtive
desde a infancia, abscessos dentarios, bons resultados. descobri a doenga na infancia,
tratamento de canal em multiplos dentes, realizo o tratamento com fosforo até hoje e
lesdo em ossos dos pés, joelhos, quadris, apresento dores terriveis nas pernas, nos
coluna toracica e lombar , mais e bragos. Além joelhos, na coluna e bragos. Convivo com dores
disso, tenho desgastes articulares com 34 anos de forte intensidade diariamente, com dores ao
idade observados em pessoas acima de 50 ou colocar o pé no chdo ao acordar em joelhos,
60 anos. Naoa corso um dia sequer sem dor. quadris, pés. Dores em regides tendinhas,
Com o tempo as dores sé pioram, aumentam Problemas dentdrios de abscessos e canais em
as lesdes nas articulagGes e tenddes. Liberar a multiplos dentes. , Negativo: Efeitos colaterais
medicagdo seria imprescindivel para permitir gastrointestinais, dores articulares, lesdo
uma qualidade de vida para os pacientes. tendinea em pés, tornozelos, bragos e maos.
Tratamento de carnal dentario em varios
dentes. Tenho dores terriveis todos os dias.
Dificilmente tenha um dia que acordo sem dor,
apresentando dificuldades nas atividades
didrias do dia a dia como caminhar ao acordar,
dirigir, ficar em pé em filas, caminhar sem
perspectivas d melhora apenas de piora a cada
ano. Pego encarecidamente que , por favor,
liberem a medicagdo pelo sus, E insuportavel
viver um dia sequer sem sentir dores terriveis
para realizar qualquer no dia a dia.
Interessadoino 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, - 22 - Ndo 32.- Ndo 42 - - ca.__
tema
04/02/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: a . N3o 2 - N3o

ou cuidador de
paciente

21/01/2025

Ha diversos relatos de adultos que utilizam o
Burosumabe e tem expressiva melhora em sua
qualidade de vida, sentindo-se mais ativos e
produtivos em fungdo da redugdo de dores. Em
diversos paises o tratamento ja é fornecido aos
adultos com resultados muito positivos.,
Possivelmente o uso em adultos também
aumenta a expectativa de vida dos pacientes,
uma vez que poderdo viver com mais qualidade
de vida e menos sequelas.

Burosumabe, Positivo e facilidades: O tratamento com
Burosumabe é muito eficaz uma vez que atinge os niveis
adequados de fésforo no organismo, regulando também
os niveis de fosfatase alcalina e vitamina D ativa. E de facil
adesdo, ja que sdo necessarias apenas duas ou uma
injegdo mensal. Ndo tem efeitos colaterais graves.
Permite que o paciente melhore sua qualidade de vida,
com menos dores, mais mobilidade e forga fisica.,
Negativo e dificuldades: Nenhum resultado negativo

Fosforo e calcitriol oral., Positivo: Nenhum
resultado positivo em fungdo dos diversos
efeitos colaterais., Negativo: E de dificil adesdo
pois é necessario tomar a medicacdo de 4 a 6
vezes ao dia. Causa grande desconforto
gastrico, diarréia, nduseas, redugdo no apetitie.
No nosso caso percebemos maior agitagdo e,
por consequencia, insdnia. Prejudicou bastante
a qualidade de vida e ndo foram percebidos
aspectos positivos., As cdpsulas ou solugdo de
fosforo precisam ser manipuladas em farmdcia
especializada, ndo estdo disponiveis pelo SUS,
custando em torno de RS 400,00, dependendo
do peso do paciente. O calcitriol é fornecido
pelo SUS.
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econodmicos:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Nao
O acesso a medicagdo é um direito que deve

ser respeitado e concedido para todos os

pacientes que de maneira devidamente

22/01/2025 comprovada possui um diagndstico preciso e

precisa ter acesso a um tratamento especifico e

de maneira adequada.

42 - Recentemente uma 52 - Nao
pesquisadora brasileira fez

um estudo que comprava a

eficacia e eficiéncia em

pacientes adultos.

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

. . a. i a_Nj3 a_N3
Familiar, amigo Eu acho que deve ser incorporado no SUS Nao Nao a

ou cuidador de
paciente

22/01/2025

a. i a_N3 a_N3 . =
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS Ndo Ndo 42 - Nio 52 N3o

saude

22/01/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Nao 2-Nao 42 - N3o 5a
Medicamentos de alto custo para pacientes

que necessitam. Quem procura por esses

medicamentos é porque realmente tem a

22/01/2025 necessidade

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente
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Contribuiu
como:

Interessado no
tema

22/01/2025

0, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
A hipofosfatemia ligada ao cromossomo X
(HLX) é uma doenca hereditaria rara que
resulta em baixos niveis de fésforo no sangue,
levando a sintomas como raquitismo em
criangas e osteomalacia em adultos.
Tradicionalmente, o tratamento envolve a
administragdo oral de fosfato e vitamina D. No
entanto, essa abordagem pode ser insuficiente
para alguns pacientes e esta associada a efeitos
colaterais significativos. O burosumabe, um
anticorpo monoclonal que inibe a atividade do
fator de crescimento de fibroblastos 23
(FGF23), surgiu como uma alternativa
terapéutica, aumentando a reabsorgdo renal
de fosfato e melhorando a absorgdo intestinal
de calcio e fésforo. Em 2021, a Comissdo
Nacional de Incorporagdo de Tecnologias no
SUS (Conitec) avaliou o uso do burosumabe
para o tratamento da HLX em adultos e
criangas. Naquela ocasido, recomendou-se a
incorporagdo do medicamento apenas para
pacientes pediatricos, devido a maior robustez
das evidéncias de eficacia e seguranga nessa
populagdo. Para adultos, a recomendacdo foi
desfavoravel, principalmente pela limitada
evidéncia disponivel e pelo alto custo do
tratamento. Porém, essa reavaliacdo deve
considerar as novas evidéncias cientificas
robustas e experiéncias internacionais
acumuladas desde a ultima analise.

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

42 Evidéncias clinicas:

42 - 1. Eficacia do
Burosumabe em Adultos com
HLX:, , Estudos recentes
indicam que o burosumabe é
eficaz em adultos,
promovendo a normalizagdo
dos niveis séricos de fésforo,
melhorando a mineralizagdo
6ssea e reduzindo a dor
musculoesquelética. Esses
beneficios contribuem para
uma melhor qualidade de
vida dos pacientes adultos
com HLX., SERVICOS E
INFORMACOES DO BRASIL, ,
2. Seguranca do Burosumabe
em Adultos:, , As evidéncias
disponiveis sugerem que o
burosumabe é geralmente
bem tolerado em adultos,
com eventos adversos leves a
moderados, como reagdes no
local da injegdo e dores de
cabega. Ndo foram
observados eventos adversos
graves diretamente
relacionados ao medicamento
nos estudos analisados., , 3.
Atualizagdo do Protocolo
Clinico e Diretrizes
Terapéuticas (PCDT):, , Dado
0 acimulo de novas
evidéncias desde a Ultima
avaliacdo, é recomendada a
atualizagdo do PCDT para
incluir o burosumabe como
opgao terapéutica para
adultos com HLX que ndo
respondem adequadamente
ao tratamento convencional
ou que apresentam efeitos
colaterais significativos. Essa
inclusdo deve ser
acompanhada de critérios
claros de elegibilidade e
monitoramento.

52 Estudos
econodmicos:

52 - Custo-efetividade do
Burosumabe:, , Embora o
burosumabe represente
um custo significativo,
andlises de custo-
efetividade indicam que
os beneficios clinicos e a
melhoria na qualidade de
vida podem justificar o
investimento,
especialmente
considerando os custos
associados as
complicacGes e
tratamentos
convencionais menos
eficazes.

Profissional de

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

22 -, Sim,, como profissional de satude, Qual:

32-Nao

42 - Ndo

Burosumabe, Positivo e facilidades: Medicamento trouxe
mais qualidade de vida e perspectivas para os portadores
de XLH, Negativo e dificuldades: Acesso ao medicamento
e gestdo de conservagao

, Maior acesso e maior facilidade ao tratamento
saude

22/01/2025
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Contribuiu
como:
Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

22/01/2025

0, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
O burosumabe é a Unica terapia
medicamentosa que atualmente trata a
condigdo XLH e que realmente traz resultados
positivos aos pacientes. Qualidade de vida,
redugdo de processos cirurgicos, redugdo de
danos aos rins, a dentigdo, dores cronicas,
fadiga e indisposigao.

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual:
Burosumabe , Positivo e facilidades: Regulagdo dos niveis
de fosfato no sangue, da fosfatase alcalina, normalizagdo
da perca de fosforo pela urina, redugdo de dores e
deformidades, redugdo da fadiga e indisposi¢do., Negativo
e dificuldades: A interrupgdo do tratamento devido a falta
de fornecimento pela Unido.

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:
Solugéo fosfatada, calcitriol e vitamina D.,
Positivo: O terapia convencional é uma
alternativa somente até a confirmagdo do
diagndstico e/ou até que o processo de
recebimento pela farmacia de alto custo esteja
concluido, pois ele ndo trata a doenga, apenas
mascara/ameniza os agravos da condig3o.,
Negativo: Nefrocalcinose, fadiga, indisposicdo,
diarréia, gases. O tratamento é ineficiente visto
que o organismo do paciente ndo absorve essas
medicagdes, entdo os sintomas, deformidades
continuam em progressdo. Baixa adesdo ao
tratamento devido as reagdes adversas.

42 Evidéncias clinicas:

42 - Ndo

52 Estudos
econodmicos:

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

22/01/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
O proprio Sus se livraria de cuidar dos efeitos
colaterais do medicamento e das inumeragGes
corregoes que minha filha ja fez.. e ainda tera
que fazer . Em torno de 10 nas pernas e tera de
fazer corregao de quadril,

22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual:
BUROSUMABE, Positivo e facilidades: Total facilidade.
Uma unica injegdo por mes garante niveis normais de
Fosforo como nunca dantes vistos em 29 anos. Sem
efeitos colaterais das super doses de Fosfato e Calcititrios
em dezenas de comprimidos diarios do tratamento
anterior, Negativo e dificuldades: Somente
disponibilidade. Eventualmente ndo se tem ai volta pro
tradicional

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:
Fosfato , Calcitriol , Positivo: Como ja citado,
uma unica aplicagdo mensal substituindo quase
vinte comprimidos diarios dependendo da fase
, sem os efeitos colateriais como calcificagdo de
orgaos como rins coragdo etc.. que vinhamos
acompanhando por toda vida, Negativo:
Nenhuma

42 - N3o tenho como agora

52 - Ndo seria indicado
pra isso

Interessado no
tema

22/01/2025

Profissional de
saude

22/01/2025

2. Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Apoio a Ampliagdo da Medicagdo para Adultos,
E essencial garantir o direito a satide para
todos, independentemente da idade. A
ampliagdo da oferta de uma medicagdo de alto
custo, ja disponivel para pacientes menores de
18 anos, pode trazer beneficios significativos
para adultos que convivem com a mesma
condigdo rara. Além de assegurar equidade no
acesso ao tratamento, essa medida
proporcionard um ganho inestimavel na
qualidade de vida desses pacientes, permitindo
que vivam com mais dignidade e bem-estar.

2. Nao

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS

22 -, Sim,, como profissional de satde, Qual:
Burosumabe, Positivo e facilidades: Melhora clinica,
radioldgica e laboratorial. O uso do Burosumabe
normalizou o fésforo sérico da paciente em tratamento. ,
Negativo e dificuldades: Nenhuma

32 - Sim, como profissional de saude, Qual:
"""Tratamento convencional"" com fésforo
manipulado e calcitriol.", Positivo: Nenhuma,
Negativo: Ndo trouxe uma melhora clinica e
laboratorial satisfatoria.

42 - """N3o enviar
documentos pessoais

52 - """N3o enviar
documentos pessoais
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econodmicos:
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Nao 42 - N3o 52 N3o

As doencgas raras existem e sdo cada dia mais
tema ; . )

evidentes as dificuldades aos pacientes que as
22/01/2025 tem, bem como a falta de tratamento

adequado. O tratamento deve ser

disponibilizado sem limitagdo de idade, sendo

adultos e/ou criangas. Existindo a possibilidade

de tratamento ou cura, o governo deve prover

a solugdo aos pacientes com doengas raras, no

caso o Burosumabe para o tratamento de

hipofosfatemia, proporcionando suporte a

todo cidad@o brasileiro com a doenga.
Profissional de 12.- .Eu\acho c!ueNdeve ser incqrpotado no SUS, 2.- Nao 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o
saude Apoio a ampliagdo dessa medicagdo para uso

também em adultos, direito a saude deve ser
22/01/2025 para todos, ndo somente para menores de 18

anos, com esse procedimento, melhorando a

qualidade de vida de todos os pacientes

afetados por essa doenga rara, permitindo uma

dignidade ndo somente ao paciente como toda

sua familia.
Praifesional ¢l 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2, Sim,, como profissional de satde, Qual: 2.-N3o a_ N3o. 52_ N3o.
e A medica¢do pode melhorar a sintomatologia e Burosumabe, Positivo e facilidades: Pouco tempo para o

qualidade de vida do paciente. acompanhamento/avaliagdo do paciente., Negativo e
22/01/2025 dificuldades: Pouco tempo para o

acompanhamento/avaliagdo do paciente.

Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 2-Ndo 42 - N3o 52_ N3o

acredito que incorporar este medicamentoao  burosumab, Positivo e facilidades: melhora no estatura e
sus podera desburocratizar o processo para desenvolvimento fisico , Negativo e dificuldades: nenhum
adquirir o medicamento facilitando o acesso as resultado negativo até o momento

pessoas que precisam e/ou venham a precisar.

ou cuidador de
paciente

23/01/2025
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Contribuiu

como:

0, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
econodmicos:

Paciente

23/01/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Na minha opinido, o burosumabe representa
um avango significativo no tratamento de
pessoas com deficiéncia de fosfato. Este
medicamento se estabeleceu como a escolha
correta para corrigir o problema subjacente, ao
invés de apenas tratar os sintomas, como era
feito anteriormente com a reposicdo de
fosfato., , O tratamento com burosumabe ndo
s6 demonstrou corrigir efetivamente a perda
excessiva de fosfato, mas também melhorou
consideravelmente a qualidade de vida dos
pacientes. Desde que iniciei o uso deste
medicamento, experimentei uma redugdo
notavel na fadiga e uma maior facilidade em
realizar atividades cotidianas, o que tem um
impacto positivo direto na minha saude fisica e
mental., , Além disso, a simplicidade e
conveniéncia do regime de tratamento com
burosumabe, comparado as alternativas
anteriores, tornam-no uma opg¢do muito mais
prética e vidvel para pacientes. A auséncia de
efeitos colaterais significativos e a eficacia
comprovada do medicamento reforgam a
necessidade de sua inclusdo no SUS, para que
mais pessoas possam se beneficiar de seus
efeitos transformadores., , Acredito
firmemente que a incorporagdo do
burosumabe no SUS proporcionara um
tratamento mais eficiente e acessivel,
garantindo melhores resultados para todos que
sofrem dessa condigdo.

dificuldade, outros efeitos:

22 - Sim, como paciente, Qual: Burosumabe, Positivo e
facilidades: Desde que comecei a utilizar o burosumabe,
notei uma melhoria substancial na minha qualidade de
vida. Antes do tratamento, atividades cotidianas como
caminhar, fazer exercicios fisicos ou mesmo levantar da
cadeira ou da cama exigiam um esforgo consideravel, algo
que sé percebi apds o inicio do uso do medicamento., , O
burosumabe reduziu significativamente o meu cansago e a
sensagdo de esforgo nas atividades diarias. Agora, consigo
realizar essas tarefas com maior facilidade e disposigdo, o
gue me permite ter uma rotina mais ativa e saudavel. Essa
mudanga positiva ndo apenas melhorou meu bem-estar
fisico, mas também impactou minha saide mental, pois
me sinto mais independente e confiante para participar
de atividades que antes eram um desafio., , Além disso, a
diminuigdo do esforgo necessario para realizar essas
atividades contribuiu para uma melhor gestdo do meu
tempo e energia, possibilitando que eu me envolva mais
em atividades sociais e familiares, algo que considero
essencial para uma boa qualidade de vida., Negativo e
dificuldades: A minha experiéncia com o burosumabe tem
sido extremamente positiva, sem resultados negativos
significativos a relatar. O medicamento melhorou minha
disposi¢do e facilitou minhas atividades diarias de forma
notével., , E importante mencionar que, como em
qualquer tratamento, eu estava atento a possiveis efeitos
colaterais, mas ndo experimentei nenhum problema que
pudesse comprometer meu bem-estar ou a eficacia do
medicamento. Essa auséncia de efeitos adversos reforga
minha confianga na seguranga do burosumabe como uma
opcao de tratamento eficaz e bem tolerada., ,
Considerando esses aspectos, acredito que a incorporagdo
do burosumabe no SUS poderia beneficiar muitos outros
pacientes que enfrentam desafios semelhantes,
garantindo-lhes uma melhora na qualidade de vida sem
preocupagcdes significativas com efeitos negativos.

efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, como paciente, Qual: Antes do
surgimento do burosumabe, meu tratamento
consistia principalmente na reposigdo de
fosfato. Este método tinha como objetivo
compensar a perda de fosfato, mas ndo
abordava a raiz do problema, que é a perda
excessiva deste mineral pelo organismo.
Embora a reposi¢do de fosfato ajudasse a
mitigar alguns sintomas, ela exigia um regime
de administragdo rigoroso e frequente, o que
tornava o tratamento menos conveniente e,
por vezes, menos eficaz., , A introdugdo do
burosumabe trouxe uma abordagem inovadora
e mais eficaz ao tratar diretamente a causa
subjacente da condigdo, evitando a perda de
fosfato. Isso resultou em melhorias
significativas na minha saude e qualidade de
vida, pois o tratamento se tornou muito mais
gerenciavel e com resultados mais
consistentes., , Essa mudanga ndo sé
simplificou o meu regime de tratamento, como
também reduziu a carga de preocupagoes
didrias com a manutengdo dos niveis de
fosfato, permitindo-me focar em outras dreas
da minha vida., Positivo: Embora a reposi¢do de
fosfato ndo abordasse diretamente a causa
subjacente da doenga, ela proporcionou alguns
beneficios importantes enquanto era o
tratamento disponivel., , Primeiramente,
ajudou a aliviar alguns sintomas relacionados a
deficiéncia de fosfato, como fraqueza muscular
e fadiga, possibilitando uma melhora na minha
capacidade de realizar atividades didrias. Além
disso, a reposi¢ao de fosfato desempenhou um
papel crucial na manutengdo dos niveis de
fosfato no organismo, o que é essencial para a
saude 6ssea e muscular.,, Mesmo com suas
limitagGes, era uma opgdo valiosa antes da
introdugdo do burosumabe, pois oferecia uma
maneira de minimizar os impactos negativos da
doenga enquanto se aguardava um tratamento
mais eficaz e direcionado., Negativo: A
experiéncia com a reposi¢do de fosfato
apresentou algumas dificuldades e limitagdes.
Um dos principais desafios foi a necessidade de
um regime de administragdo rigoroso e
frequente, que exigia tomar o fosfato varias
vezes ao dia. Isso tornava o tratamento
inconveniente e, por vezes, complicado de
seguir, especialmente em uma rotina diaria
agitada., , Além disso, a reposigdo de fosfato
ndo tratava a causa subjacente da doenga,
apenas os sintomas, o que significava que os

42 - O burosumabe tem sido
objeto de diversos estudos
clinicos que comprovam sua
eficdcia e seguranga no
tratamento da hipofosfatemia
ligada ao X. As evidéncias
clinicas demonstram que o
medicamento atua
diretamente na corre¢do da
hipofosfatemia, aumentando
os niveis séricos de fosfato e
melhorando a mineralizagdo
dssea., , Estudos de longo
prazo indicam que o
burosumabe ndo sé melhora
os parametros laboratoriais,
mas também alivia sintomas
clinicos, como dor dssea,
fraqueza muscular e fadiga,
contribuindo para uma
melhor qualidade de vida dos
pacientes. Além disso, a
seguran¢a do medicamento
foi bem documentada, com a
maioria dos pacientes
tolerando bem o tratamento,
sem efeitos colaterais graves
ou inesperados., , Essas
evidéncias clinicas
corroboram a eficécia do
burosumabe como uma
opgao de tratamento superior
as terapias tradicionais de
reposigdo de fosfato,
justificando sua incorporagdo
em sistemas de satide como o
SUS para oferecer aos
pacientes um tratamento
mais eficaz e direcionado.

52 - Do ponto de vista
econdmico, a
incorporagdo do
burosumabe no SUS pode
trazer beneficios
significativos a longo
prazo. Embora o custo
inicial do medicamento
possa ser uma
preocupagao, é
importante considerar os
potenciais impactos
econdmicos positivos
associados a melhora da
satde dos pacientes., , Ao
proporcionar um
tratamento mais eficaz e
direcionado, o
burosumabe pode reduzir
a necessidade de
tratamentos adicionais e
intervengGes médicas
frequentes, como
consultas médicas de
emergéncia e
hospitalizagdes devido a
complicagdes associadas a
deficiéncia de fosfato. Isso
pode resultar em uma
diminuigdo dos custos
gerais de salde para o
sistema publico., , Além
disso, a melhoria na
qualidade de vida e na
capacidade funcional dos
pacientes pode aumentar
sua produtividade e
participagdo na forga de
trabalho, resultando em
beneficios econémicos
indiretos para a sociedade
como um todo., ,
Portanto, os estudos
econdmicos que avaliam
o custo-beneficio do
burosumabe tendem a
apoiar sua incorporagao,
considerando os
potenciais ganhos em
termos de saude publica e
economia.
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Contribuiu

12 Opinido, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,

42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como:

dificuldade, outros efeitos:

efeitos, facilidade, dificuldade:
beneficios eram limitados e frequentemente
insuficientes para proporcionar uma melhora
significativa na qualidade de vida. Houve
também momentos em que a eficacia do
tratamento parecia diminuir, exigindo ajustes
constantes nas dosagens., , Outro aspecto
negativo eram os possiveis efeitos colaterais
gastrointestinais associados a ingestdo de
fosfato em grandes quantidades, que podiam
causar desconforto e limitar ainda mais a
adesdo ao tratamento., , Esses fatores
destacam a necessidade de tratamentos mais
eficazes e convenientes, como o burosumabe,
que oferecem melhor controle da doenga e
maior facilidade de uso.

econodmicos:

Profissional de
saude

23/01/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Acho que o medicamento é o mais adequado
atualmente ao tratamento da doenga, sendo o
mais proximo da fisiologia normal, atingindo o
mais préximo da corregdo metabdlica e da
restauragdo do funcionamento ésseo normal
para a populagdo acometida com menores
efeitos colaterais e posologia mais facil.

22 - Sim,, como profissional de satde, Qual: Burosumabe

, Positivo e facilidades: Melhora da qualidade de vida e da
dor dos pacientes além do controle metabdlico melhor,
Negativo e dificuldades: Ndo percebi resultados negativos

32 - Sim, como profissional de saude, Qual:
Solugéo de joulie e calcitriol , Positivo: Controle
parcial da doenga e do disturbio metabdlico,
Negativo: O controle metabdlico ndo eh
completo com a medicag¢do tradicional, a
tolerabilidade do medicamento é muito ruim,
os pacientes tem muita dificuldade de tomar
toda a quantidade do remédio por dia, em
vdrias tomadas, com efeitos gastrointestinais
Importantes. Além disso, muitos pacientes
continuam tendo dores dsseas, redugdo da
qualidade de vida e do bem estar

42 - Aliteratura eh vasta 52 - Ndo
sobre o assunto apesar dos

estudos ndo terem muito

tempo, os resultados sdo

muito promissores

Profissional de
saude

23/01/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Trata-se de doenga genética que se apresenta
como raquitismo enquanto as placas de

crescimento estdo fechadas, mas que mantém

22 -, Sim,, como profissional de satude, Qual:
burosumabe, Positivo e facilidades: melhora significativa
na dor, na forga muscular e na mobilidade dos pacientes,

contribuindo para melhora da qualidade de vida, Negativo

osteomaldcia durante toda a vida, contribuindo e dificuldades: nenhuma

para comprometimento ésseo com dores,
pseudofraturas, fraqueza muscular e
comprometimento dentario. A medicagdo
consegue rapidamente controlar o fésforo e
melhorar a dor dos pacientes em poucos
meses.

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

23/01/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
esse remédio salva vidas

32 - Sim, como profissional de satide, Qual:
suplementagdo de fésforo por via oral, Positivo:
nenhum, Negativo: baixa adesdo, baixa
eficacia, ndo verifiquei melhora em dor além do
risco de nefrocalcinose e hipertensdo no longo
prazo

2 - Melhora da fungdo fisica 52 - Ndo
em adultos. Orlando G, Roy
M, B?rJ, Clarke S, Keen R,
Javaid MK, Ireland A.
Longitudinal assessment of
physical function in adults
with X-linked
hypophosphatemia following
initiation of burosumab
therapy. Osteoporos Int. 2024
Nov, 35(11):2055-2060. doi:
10.1007/s00198-024-07095-
4. Epub 2024 Jul 19. PMID:
39028421.

42 - Ndo 2-Ndo
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Contribuiu 0, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econodmicos:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Sim,, como profissional de satude, Qual: Burosumabe 32 - Ndo 42 - N3o 52 - N3o
para criangas , Positivo e facilidades: O paciente

Profissional de

salde apresentou melhora clinica e laboratorial do raquitismo.
23/01/2025 Esta em uso de Burosumabe atualmente de 15/15 dias. ,
Negativo e dificuldades: Algumas vezes falta na secretaria
de saude
Empresa 12 - Eu acho que’ deve ser‘incorpora'do noSUS, 22-Ndo 32-Nao a_N3o 2 _N3o
O burosumabe é um medicamento inovador
23/01/2025 utilizado no tratamento da hipofosfatemia

ligada ao cromossomo X (XLH), uma doenga
rara que afeta o metabolismo do fésforo,
resultando em ossos fracos e deformidades
Osseas. Para pacientes adultos, o burosumabe
oferece varios beneficios significativos que
melhoram a qualidade de vida. Primeiramente,
o burosumabe atua diretamente na causa da
XLH, inibindo a agdo do FGF23, uma proteina
que reduz a reabsorg¢do de fosfato nos rins e a
produgdo de vitamina D. Com isso, o
medicamento ajuda a normalizar os niveis de
fosfato no sangue e a melhorar a mineralizagdo
Ossea. Os pacientes adultos tratados com
burosumabe relatam uma redugdo significativa
na dor éssea e nas articulagdes, o que é um
alivio importante, pois a dor cronica é uma das
principais queixas associadas a XLH. Além
disso, o medicamento contribui para a melhora
da mobilidade e da funcdo fisica, permitindo
que os pacientes realizem atividades diarias
com mais facilidade e menos desconforto.
Outro beneficio importante é a redugdo das
fraturas e das deformidades dsseas. O
tratamento continuo com burosumabe ajuda a
fortalecer os ossos, diminuindo a incidéncia de
fraturas e a necessidade de interveng¢des
cirurgicas. Isso é particularmente relevante
para adultos, que podem ter acumulado danos
dsseos ao longo dos anos devido a doenga.
Além dos beneficios fisicos, o burosumabe
também tem um impacto positivo na saude
mental dos pacientes. A redugdo da dor e a
melhora da mobilidade contribuem para uma
maior independéncia e uma melhor qualidade
de vida, o que pode reduzir os niveis de
ansiedade e depressdo frequentemente
associados a condigdes cronicas. Em resumo, o
burosumabe melhora a vida dos pacientes
adultos com XLH ao tratar a causa subjacente
da doenga, reduzir a dor e as deformidades
osseas, melhorar a mobilidade e a fungdo
fisica, e contribuir para uma melhor saude
mental e qualidade de vida geral.
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econodmicos:
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de satde, Qual: 32 - Sim, como profissional de saude, Qual: a2 . ca._ .
saude Comojé citado .acima, alto beneficio e mienos Burosumabe, Positivo e fa’ci.lidades: Os estudos vém Fo's.foro, vitamir?a D, Positivo: Poucos, Negativo: https://doi.org/10.1002/mgg3
efeitos colaterais que o tratamento padrdo, em mostrando grandes beneficios do burosumabe em Efeitos colaterais como sobrecarga renal e 2387
23/01/2025 doenga com alta morbidade. pacientes com xlh, sobretudo em comparagdo com o hipertensédo, pouco efeito benéfico.
tratamento cldssico (fésforo e vitamina D), o qual tem
pouco efeito e muitos colaterais. Ja o burosumabe tem
mostrado efeitos muito positivos, tanto em criangas (que
ja tem o medicamento liberado pelo sus) como em
adultos., Negativo e dificuldades: .
- . a. i a_Nj3 a_ N3
Familiar, amigo 1 Eu.acho que deve ser |ncorpora<':lo noSUS, 22-Ndo Nado a_N3o a_N3o
. O medicamento tem grande potencial de
ou cuidador de - ) . )
. beneficiar os pacientes com hipofosfatemia
paciente ligada ao X
23/01/2025
a._ H a_ N3 a_ci . . .
Familiar, amigo 2-Eu ?c.ho que deve ser mclorporado no SUlS, Ndo Sim, comg cuidador ou respopsavel, Qual: 2. N3o 2 - N3o
. Necessario, porque o valor é alto, o acesso é Fosfato, Positivo: Nenhum, Negativo: Somente
ou cuidador de ) . ; ) . ) 5 .
. impossivel., Minha filha necessita muito dessa tomava o medicamento, que provoca muita
paciente medicagdo, assim como muitos outros diarreia na paciente
24/01/2025 portadores dessa doenga
- a. i a_Nj3 a_Nj3
Prsifesional ¢l Eu acho que deve ser incorporado no SUS Nao Nao a_N3o 52_ N3o
saude
24/01/2025
a. i a_Nj3 a_Nj3
Profissional de 12 Elf acho que deve ser incorporado no SUS,  22- Ndo 32-Ndo a_N3o 2 _N3o
satde Acredito que por ser uma doenga rara os pctes
tém dificuldade de acessar o medicamento
24/01/2025
ERelEnte 12-Eu act\o que dgve ser incorporado no SUS, 22 -Sim,, como afifiador og .responsével, Qual: 32-Nao 42 - N3o 52 . N3o
Eu sou méde de paciente que usa o burosumabe Burosumabe, Positivo e facilidades: Com o uso da
24/01/2025 e estou vivenciando o progresso no tratamento medicacdo, é bem visivel os resultados na questdo da
e eu tbm sou paciente xlh e sei que pra mim ird corre¢do das pernas, as dores ésseas e articulares
mudar muito minha vida ao usar a medicagdo  diminuem muito, a qualidade de vida de quem usa o
burosumabe e muito significativa., Negativo e
dificuldades: Ndo ha resultados negativos
Paciente 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: a_N3o 2 _N3o
Burosumabe , Positivo e facilidades: Melhora na qualidade Sigmatriol e xarope de fosfato , Positivo: Um
24/01/2025 de vida, Negativo e dificuldades: Nenhum certa melhora nos exames, porém distante do
ideal , Negativo: Dores no estdmago, enjoéo e
dores nas pernas
a. i a_Nj3 a_ N3
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32 .- Nio 2 - Nio 2 - N3o

ou cuidador de
paciente

24/01/2025

O Brasil cobra percentuais de impostos
abusivos assim os pacientes devem ter acesso
ao tratamento pelo SUS
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econodmicos:
Paciente 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 - N3o 52 N3o
A medicagdo de uso de meu filho melhorou Burosumab, Positivo e facilidades: Melhorou os N&o, Positivo: Nenhum , Negativo: Nenhum
24/01/2025 bastante nos resultados dos exames dele resultados dos exames , Negativo e dificuldades: Nenhum
resultado negativo
Padamia 2. Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Sim, como paciente, Qual: Cirurgias nas tibias, 2-Nao 42 - N3o 52 _ N3o
Pelos estudos e inumeros relatos de pessoas Positivo e facilidades: Uma ligeira melhora na
25/01/2025 contando sobre os beneficios, e grande em deformidade éssea, Negativo e dificuldades: melhora na
relagdo a dor, fadiga, rigidez, etc., fazendo o locomogdo
uso do BUROSUMARBE. Eu gostaria muito de
também ter essa melhora na minha condigdo e
qualidade de vida integral, por isso, pe¢o a
incorporagdo do BUROSUMABE ao SUS para
que eu possa ter acesso, sofrendo menos com
os sintomas do XLH
Interessado no 12-Eu acho que deve ser inc.or.porado noSUS, 22-Ndo 32-Nao a_Nio a_N3o
Acesso universal a saude é direito
tema . Lo .. ~ .
constitucional. Direito a participagdo social com
25/01/2025 qualidade de vida idem. , O medicamento em
questdo pode, Melhorar a funcionalidade,
reduzir agarvos e deficiéncias secundarias e
portanto assegurar a qualidade de vida e o
direito pelno a participagdo social
Prsffesional ¢l 2. Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2., Sim,, como profissional de satide, Qual: Burosomab, 2 .- Sim, como profissional de saude, Qual: 42 - N3o 52_ N3o

saude
25/01/2025
Organizagdo da
Sociedade Civil
25/01/2025

Vide acima

Positivo e facilidades: Maior aderéncia e resultado clinico,
Negativo e dificuldades: Obten¢do do medicamento

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
O paciente nesta condigdo necessita deste
medicamento para melhorar sua qualidade de
vida, e até mesmo ter sua rotina de vida
normal, assim como estudar, trabalhar, ter
convivio social. Além disso, o medicamento
sendo incorporado onera menos o Estado,
além de facilitar o acesso com menos
burocracia.

Vitamina D e Férmula de Fdsforo , Positivo:
Melhora parcial da enfermidade , Negativo:
Aderéncia e efeitos colaterais

22 - Ndo

2 NE - .
32.-Nio 42 - n3o se aplica

52 - ndo se aplica

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual:

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:

Familiar, amigo i » - My n 42 - Nado 2-Ndo
. Jovens e adultos de baixa renda devem ter Burosumabe, Positivo e facilidades: Melhora no Reposicdo de ferro e fosfato, Positivo: ,
ou cuidador de ) i . . ) ] . . . -
. acesso ao medicamento, ja que ndo é possivel  desenvolvimento de meu filho, Negativo e dificuldades: Negativo: Eram grandes doses de remédios em
paciente de outra forma capsulas e xaropes, o que em um momento do
25/01/2025 tratamento comegou prejudicar o estomago
. . a. i a_N3 a_N3 ~ ~
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, Nao 32-Néao 42 - N3o 52 N3o

saude

25/01/2025

Acredito que qualquer tratamento que
aumente 1% na qualidade de vida das pessoas
deve ser implementado.
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Contribuiu
como:

12 Opinido, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:
32- N3o

42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
econodmicos:

Familiar, amigo 42 - Ndo 52 - Nao
ou cuidador de
paciente
25/01/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32.-Ndo a_ Nio a_N3o
ou cuidador de
paciente
25/01/2025
Familiar, amigo 12 - N&o tenho opinido formada 2.- Ndo a_Nio 42 - N3o 52 Nio
ou cuidador de
paciente
25/01/2025
Organizagio da 12 - Eu acho que deve ser i.ncorporado no SUs, 2-Néo 2-Né&o 42 - Uma revis3o sistematica 52 - N3o
Sociedade Civil O acesso a tra,tame.ntos efl.cazes como 9 . de 2024 mostra que apesar
burosumabe é um imperativo moral e ético, de algumas limitagdes
25/01/2025 pois cada vida humana tem um valor intrinseco metodolégicas e de
e merece a oportunidade de viver com a heterogeneidade entre os
melhor qualidade possivel. A XLH é uma estudos, a grande maioria dos
condigdo cronica e debilitante, e o tratamento dados aponta para a eficécia
inadequado impacta negativamente a superior do burosumabe em
produtividade, a participagdo social e o bem- comparacio com a terapia
estar geral dos individuos afetados. A convencional no tratamento
incorporagdo do burosumabe no SUS nao é da XLH, tanto em criancas
apenas um investimento em saude, mas como em adultos.
também um investimento no potencial (https://www.scielo.br/j/aem/
humano e na equidade social. Os beneficios do a/XzZNXX4KkMxRkgY9WpCBcR
burosumabe, como a melhoria da saude éssea, MM/)
reducdo da dor, e o aumento da capacidade de
participagdo social, justificam o investimento
em sua incorporagdo no SUS. Uma revisao
sistematica de 2024 mostra que apesar de
algumas limitagBes metodoldgicas e de
heterogeneidade entre os estudos, a grande
maioria dos dados aponta para a eficacia
superior do burosumabe em comparagdo com
a terapia convencional no tratamento da XLH,
tanto em criangas como em adultos.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Néao 2-Néao a_Nio a_N3o

ou cuidador de
paciente

25/01/2025
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econodmicos:
a_Nj3 ini3 a_ N3 a_ N3 - ~
Familiar, amigo 12 - N3o tenho opinido formada 22 - Ndo 32-Nao 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de
paciente
25/01/2025
a. i a_ N3 a_ N3
s me 12-Eu ach<? que deve ser |nc9rporado noSUS, 22-Nao 32-Nado a_N3o 2 _N3o
O SUS precisa fornecer o medicamento
tema
25/01/2025
a_ i a_ N3 a_N3
Familiar, amigo 12 - Eu acho que. deve ser |ncorpora(j|0 no SUS, 22-Nao 32-Nao a_N3o 2 _N3o
. Por ser um medicamento caro, considerando
ou cuidador de o R .
- as condig@es financeiras inferiores de muitos
paciente usudrios.
26/01/2025
Paciente a-Eu acho que deve se.r incorporado no SUS, 2 —.S,.im, com.o. paciente, Qual: Bu.rosumabe injetavel, a- Si.mN, como pacilente, Qual: Realizei ) 42 - Meus resultados ca_
Como paciente posso afirmar que a Positivo e facilidades: Sou um paciente portador de reposigdo oral do fésforo por 2 anos, além de laboratoriais das dosagens de
26/01/2025 incorporagdo desse medicamento é Osteomaldcia oncogénica induzida por tumor calcio e vitamina D. , Positivo: Nenhum Fésforo sérico:, 11/08/2023 -
extremamente benéfico a salde de casos como neuroenddcrino que provoca hipofosfatemia e realizei a resultado positivo com a reposicdo do f6sforo,  astava ha 6 meses sem utilizar
o meu, onde ainda ndo existe no SUS um aplicagdo da medicagdo por alguns meses, resultando em do célcio e da vitamina D., Negativo: As o/Burosumabe: Resultado -
tratamento tdo eficaz quanto esse. Além disso, aumento dos meus niveis séricos de Fésforo, além de medicagBes ndo surtiram efeito e havia 1,3 mg/dL (Valor de
apos o uso dessa medicagdo a minha qualidade melhora clinica das minhas dores désseas, que sdo desconforto gastrointestinal, associada a referéncia: 2,5 - 4,5)
de vida melhorou significativamente em consequéncias das pseudofraturas em ambos os fémures  diarreia, devido a grande quantidade de 19/10/2023 - 2 meses apds
relagdo a mobilidade e melhora praticamente devido a redugdo do fésforo na corrente sanguinea. , medicacdo que deveria ser tomada para chegar | otar a utilizar o
completa das dores dsseas. Negativo e dificuldades: Nenhum, houverem apenas na posologia ideal de para tentar repor os Burosumabe: Resultado - 3,9
beneficios. niveis de fdsforo. mg/dL (Valor de referéncia:
2,5-4,5),, Estou a disposi¢do
para enviar os documentos
oficiais que comprovam essa
melhora.
E i a_Nj3 a_Nj3 ~ .
Organizagio da 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, Ndo Nao 42 - N3o. 2 - N3o.

Sociedade Civil
27/01/2025

Comprovadamente, o burosumabe é uma
6tima indicagdo para os pacientes com esta
grave moléstia, que apresenta conseqliencias
tdo graves. Sabemos que é um anticorpo
monoclonal aprovado por agéncias reguladoras
de varios paises. O burosumabe bloqueia o
FGF23, melhorando a reabsorgdo renal de
fosfato e aumentando os niveis séricos de
vitamina D, estabilizando a doenga e criangas e
em adultos. o burosumabe tem demonstrado
avangos significativos, comparados a terapia
convencional
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Contribuiu
como:

Profissional de
saude

28/01/2025

12 Opinido, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Casos graves de XLH (pseudofraturas, fraturas,
entesopatias etc) ndo tem se beneficiado do
tratamento convencional. O tratamento com
Burosumabe, por agir na fisiopatologia da
doenga reduzindo os niveis elevados de FGF23,
é superior ao tratamento convencional e
deveria ser oferecido aos pacientes com XLH,
mesmo em casos mais leve para evitar
complicagdes futuras que fazem parte da
histéria natural da doenga.

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

dificuldade, outros efeitos:

22 - Sim,, como profissional de satde, Qual:
Burosumabe, fosfato e calcitriol, Positivo e facilidades:
Burosumabe é superior ao tratamento convencional
(fosfato e calcitriol) em adultos particularmente nos casos
de pseudofraturas, recuperagdo pds cirurgia ortopédica e
em pacientes com entesopatias evidentes. Facilidade de
uso visto que em adultos trata-se de dose mensal
subcutanea., Negativo e dificuldades: Falha de
fornecimento do burosumabe, em casos judicializados,
dificultou o tratamento dos pacientes.

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, como profissional de saude, Qual:
Fosfato e calcitriol (tratamento convencional),
Positivo: Fosfato e calcitriol (tratamento
convencional) para pacientes adultos com XLH
sdo benéficos, mas inferiores ao do
burosumabe considerando que o burosumabe
age na fisiopatologia da doenga resultando em
menos efeitos adversos. Casos mais leves de
XLH se beneficiam do tratamento convencional,
mas casos graves, apresentam muitas
complicagdes., Negativo: O uso de fosfato
requer multiplas doses didrias e a medicagdo é
manipulada (ndo existe produto comercial),
além de efeitos colaterais gastro-intestinais,
nefrocalcinose e hiperparatireoidismo
secundario e até mesmo tercidrio. Embora o
calcitriol minimize riscos de
hiperparatireoidismo secundario, pode
contribuir para a nefrocalcinose e até mesmo
nefrolitiase.

52 Estudos
econodmicos:

42 Evidéncias clinicas:

42 - "0 artigo ""Evidence-
based guidelines Check for
updates Clinical practice
recommendations for the
diagnosis and management of
X-linked
hypophosphataemia
(https://doi.org/10.1038/s415
81-024-00926-x) publicado na
Nature Reviews Nephrology
(fator de impacto entre 20 e
40 nos ultimos 5 anos)
corrobora a superioridade e
recomendac¢do do uso de
Burosumabe."

Profissional de
saude

2 - Ndo acho que deve ser incorporado no
SUS, Em anexo.

2, Sim,, como profissional de saide, Qual: Em anexo.,
Positivo e facilidades: Em anexo., Negativo e dificuldades:
Em anexo.

2.-Ndo

42 - Em anexo. 52 - Em anexo.

28/01/2025
Preissiongl cle 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: , Positivo e 32 - Sim, como profissional de saude, Qual:, a_N3o 2 _N3o
p facilidades: , Negativo e dificuldades: Positivo: , Negativo:
saude
28/01/2025
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o
Temos que ter mais tecnologias para os
tema ; .
tratamentos das doengas raras no Brasil, essa é
28/01/2025 corporagdo ajudara muitas familias.
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Nao 32 - Sim, como profissional de saude, Qual: 42 - N3o 52 N3o
saude Melhora MUITO a adesdo do paciente e Solugdo fosfatada, Positivo: Manutengdo da
controle dos eletrdlitos, principalmente fésforo vida do paciente , Negativo: Ma adesdo devido
28/01/2025 e com isso gera bom metabolismo ésseo e ao numero de tomadas ao dia, além do paladar
qualidade de vida da solugdo e dificil controle do metabolismo
dsseo com a mesma... inclusive nos casos em
que o paciente ingere corretamente a
medicagdo!
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: , Positivo e 32 - Ndo a_N3o 2 _N3o

tema

28/01/2025

facilidades: , Negativo e dificuldades:
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econodmicos:
a. i a_ N3 a_Nj3 - ~
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Nao 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de
paciente
28/01/2025
- a. i a. a. ~ .
Profissional de 1 'Eu acho que deve~ser incorporado no §l{$, 22 - Ndo 32-Ndo a_N3o 2 _N3o
, Pacientes apresentardo melhora das condigdes
saude . ;
clinicas de vida.
28/01/2025
a. i a_gj i 4 . a_ N3 = .
Organizagio da 1—. Eu acho gue deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cwdédor ou. r‘esponsaiviel, Qual: 32-Nado a_N3o 2 _N3o
. L A incorporagdo do Burosumabe ao SUS para os  Burosumabe / Crysvita, Positivo e facilidades: Os
Sociedade Civil ) ) ) , ) I
pacientes maiores de idade é fundamental para pacientes e familiares relatam a melhora com a parte
28/01/2025 que eles tenham uma melhor qualidade de cardiaca, na pressao arterial, apds uso da medicagdo
vida, para que possam trabalhar, estudar, ter volta a ser normal, também ressaltam a melhora na parte
lazer e serem cidaddos que contribuem e vivam dssea, consequentemente na funcionalidade fisica.
de maneira segura. Com o tratamento, eles Importante ressaltar que todos reiteram que sua
terdo muito menos complicagdes clinicas, qualidade de vida melhorou, assim como o convivio
internagGes, intervengdes cirurgicas, o que social., , Negativo e dificuldades: Para todos os pacientes
deixa os pacientes mais debilitados e em védrias que aguardam a incorporagdo de uma medicagdo para o
situagdes, até causar o 6bito. Os pacientes com seu tratamento, a maior dificuldade é a burocracia para
XLH, precisam deste tratamento!! conseguir ter acesso ao medicamento, as interrupgdes no
tratamento devido aos atrasos nas entregas da medicagdo
pelos 6rgdos publicos responséveis, como Estados /
Secretarias Estaduais de Saude e a Unido / Ministério da
Saude.
a . a_ci . . . a_ NS
Interessado no 12 I%u aclho. qL.Je deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como ctflf:iador Olf .responsavel, Qual: . 32-Ndo 2 _Nao 2 _Nao
tema A saude é direito de todos, o acesso a um Burosumabe, Positivo e facilidades: Melhora na qualidade
tratamento como esse demonstra a boa de vida, Negativo e dificuldades: Dificuldade no acesso
28/01/2025 aplicagdo do imposto que pago
a. i a_Nj3 a_ N3 - ~
Familiar, amigo i1 Eu'a~cho que deve ser |nForporad9 noSUS, 22-Nao Ndo 42 - N3o 52 N3o
. A medi¢do vai melhorar muito a qualidade de
ou cuidador de )
) vida do doente
paciente
29/01/2025
o a. i a_ Gj issi Y . a_gj issi ¥ . . .
Profissional de Eu ac.ho que dev~e ser mc.o.rporado noSUS, 22-,Sim,, como pr?flssmnal de saude,.QuaI. Usc.) .de Sim, como profls.smnal de sau.dtle, .Qual. 42 - N3o 52_ N3o
saude Com sua incorporagao beneficiaremos os Burosomab em pacientes adultos , Positivo e facilidades: ~ Tratamento convencional, sem eficacia,
pacientes. No momento, ndo ha outro Paciente apresentou melhora significativa no quadro de Positivo: Nenhum , Negativo:
29/01/2025 medicamento que melhore a sintomatologia. dor em articulagdes e entesopatias que apresentava, com
remissdo total dos sintomas , Negativo e dificuldades:
Nenhum
- . a. i a_Nj3 a_ N3 - ~
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo Nado 42 - N3o 52 N3o

ou cuidador de
paciente

29/01/2025

E um medicamento que vai ajudar muitas
pessoas e tem valor elevado, portanto ao ser
incorporado ao sus ird ajudar a todos
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ou cuidador de
paciente

30/01/2025

Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econodmicos:
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 -, Sim,, como profissional de satde, Qual: 32-Ndo 42 - N3o 52 N3o
saude Burosumabe, Positivo e facilidades: Melhora de
deformidades ésseas, Melhora da dor, Melhora do

29/01/2025 crescimento , Negativo e dificuldades: Nenhum
Familiar, amigo 2. Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Nao 2-Nao 42 - N3o 52_ N3o
ETECER R Como eu conhego uma pessoa adulta que

- utiliza o medicamento e teve melhoras
paciente significativas, acho de grande importancia que
29/01/2025 o medicamento seja incorporado ao SUS
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32 .- Nio a_Nio 2 N3o
ou cuidador de
paciente
29/01/2025
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2. Ndo 2-Ndo a - N3o 2 - N3o
ou cuidador de
paciente
29/01/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Ndo 2 _N3o 2 _N3o
ou cuidador de
paciente
29/01/2025
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Sim,, como cuidador ou responsével, Qual: 32 - Nao a_ Nio a_N3o
tema Burosumabe, Positivo e facilidades: Aumento da

qualidade de vida., Negativo e dificuldades: O acesso ao

29/01/2025 medicamento gratuito pelo SUS.
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2. Ndo 2-Ndo a . Nio 2 - N3o
ou cuidador de
paciente
29/01/2025
Familiar, amigo ’E - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2-Ndo a_N3o a_N3o
ETECER R E um medicamento,que ajuda muito na saude

. de quem precisa de ser usado e ele vindo para
paciente o SUS ,vai facilitar a vida de muitas pessoas
29/01/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32 - Nio 2 - Nio 2 - N3o

Tenho uma colega que utiliza o medicamento e
a qualidade de vida dela melhorou muito
depois do uso dele
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econodmicos:
Paciente 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim, como paciente, Qual: Burosumabe, Positivo e 32 - Sim, como paciente, Qual: Fésforo, 42 - N3o 52 N3o
O Burosumave é a Unica medicagdo que facilidades: Melhora nos exames laboratoriais, Vitamina D e Célcio e ndo teve resultado.,
30/01/2025 realmente traga o Raquitismo Hipofosfatémico normalizando as taxas de Fésforo, PTH, Vitamina D Positivo: Ndo teve resultado, fiquei com baixa
(XLH) estabilizando a doenga. diminuigdo dar dores musculares, dsseas e nas estatura, operei a perna sete vezez para corrigir
articulag@es., Negativo e dificuldades: Ndo teve resultado  deformidade dssea., Negativo: Ndo fez efeito
negativo, pelo contrario, s6 positivo.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Ndo a_N3o 2 _N3o
ou cuidador de
paciente
30/01/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,  22- Ndo 32-Nao a_N3o 2 _N3o
ou cuidador de Acredito que a incorporagdo desse
, medicamento ao SUS é essencial, para uso ndo
paciente somente de criangas, como para adultos
30/01/2025 também, considerando relatos e experiéncias
tidas pela minha amiga(adulta)que apresentou
resultados extremamente positivos apds o seu
uso!
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Nao 2-Ndo a_Nio 52_ N3o
ou cuidador de
paciente
30/01/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 - N3o 2 _N3o
ou cuidador de Qualidade de vida com o Burosumabe é muito  Burosumabe, Positivo e facilidades: Eliminagdo dos Comprimidos de fésforo, solugdo fosfatada e
. maior do que com o uso de fésforo. Pessoa se  eventos de dor, com isso a paciente ndo estd mais calcitriol. , Positivo: Pequena elevagdo do
paciente tornou ativa, sem faltar aos compromissos de necessitando usar analgésicos ou anti-inflamatérios. fésforo no resultado do exame de sangue.,
30/01/2025 trabalho e estudos. Aumento da disposi¢do, ndo precisou mais fazer cirurgias Negativo: Altas dosagens didrias de
de correcdo das pernas. Aumento do fésforo nos exames  comprimidos (em torno de 60 comprimidos por
de laboratério. Melhora de outros fatores também dos dia. Muito enjoo e vomito. N&do elimina as
exames de laboratério e clinicos. E somente uma dores. Cirurgias de corre¢do das pernas
aplicagdo quinzenal. Facil administragdo. , Negativo e recorrentes. Ndo promove melhora nos dados
dificuldades: Nenhum resultado negativo. Nenhuma clinicos. Aumento do PTH. Nefrocalcinose.
dificuldade no uso do medicamento. Dificuldade apenas Péssima qualidade de vida. Dores constantes.
no acesso ao medicamento, pois é de alto custo e ndo
estd disponivel no SUS para todas as idades.
Profissional de 2. Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2, Sim,, como profissional de satde, Qual: 2 - Sim, como profissional de saude, Qual: 42 - N3o 52._ N3o
saude As criangas que usam hoje serdo adultas um Burosumabe, Positivo e facilidades: Normalizagdo do Calcitriol, pastilha de fésforo , Positivo: Custo
dia. fésforo sanguineo e redugdo dos sintomas., Negativo e mais acessivel , Negativo: Dificuldade em
30/01/2025 dificuldades: Custo atingir a normalizacdo do fésforo além de ndo
agir na causa do problema.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 32- Ndo 42 - N3o 52 N3o

ou cuidador de
paciente

30/01/2025
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econodmicos:
Familiar, amigo 12-Eu acho que deYe sef’ inForporado noSUS, 22-Sim,, como cu‘id.ador ou.r.esponsa'vel, anl: ) 3§, - Sim, como ct{ifiador ou responsavel, Qual: 42 - N3o 52 N3o
. Esse medicamento é muito importante e o Burosumabe , Positivo e facilidades: O medicamento é Fosforo oral, Positivo: Nenhum resultado
ou cuidador de o : ! ) o ) ) . .
. unico realmente eficaz no tratamento do XLH,  eficaz tanto para criangas, como para adultos. Conhego positivo foi percebido., Negativo: Com o fésforo
paciente tanto de adultos como de criangas. adultos que estdo usando o Burosumabe e melhoraram,  que ndo tem eficiéncia nem a eficdcia esperada
30/01/2025 as dores passaram e estdo com uma melhor qualidade de  nessa doenga. O paciente tem dores no
vida e com menos complicagdes e outras comorbidades estdmago, refluxo, azia e ma digestdo, diarreia,
decorrentes da doenga XLH. , Negativo e dificuldades: gases intestinais, tudo isso causado pelo
Nenhum resultado negativo fésforo, que é ingerido em altas doses por dia e
as dores Gsseas continuam e ndo passam,
mesmo usando fosforo.
Erofissionalle 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: Burosumab, 32 - Sim, como profissional de satde, Qual: a_N3o 2 _N3o
satde Assim como ja é aprovado em adultos, Positivo e facilidades: Controle da doenga, reversdo das Reposicdo de eletrdlitos, Positivo: Pouco
comecar o uso na crianga permite menor deformidades dsseas., Negativo e dificuldades: Nenhuma. resultado porque ndo trsta a doenga, mas é
30/01/2025 deficiéncia de estatura e menores sequelas. Apenas dificuldade em liberagdo da medicagdo uma tentativa de corrigir a deficiéncia mineral.,
Negativo: Todos os pacientes ndo tem controle
da doenga, apresenta limitagdo de crescimento,
deformidade éssea etc
Familiar, amigo 12 - Eu acho qut? deve ser incorporado n(? SUS, 22-Sim,, como cgif:lador og 'responsével, Qual: ' 3a.- §irT1, como cuidador ou respo.n'sével, Qual: 42 - N3o 52_ N3o
ou cuidador de Extremamente importante para que a crianga Burosumabe, Positivo e facilidades: Melhora na qualidade Calcitriol e xarope de fosfato, Positivo: Sem
. ndo tenha g tomar diversos comprimidos e vida, ganho de peso e cessdo de enjoos devido ao xarope referéncias para opinar, mas q fosfatase estava
paciente doses de xarope ao longo do dia, todos os dias  de fosfato, Negativo e dificuldades: Nenhum sempre subindo e descendo, Negativo: Vomitos
30/01/2025
Pediane 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,  22- Nao 32 - Sim, como paciente, Qual: fosforo, a_Nio a_Nio
O medicamento deve ser incorporado ao SUS osteonutrit e calcitriol, Positivo: ndo houve
30/01/2025 para adultos uma vez que as criangas que hj resultados positivos considerados signficativos.,
utilizam da medicagdo serdo adultos no futuro. Negativo: pois as dores cronicas continuam,
E os adultos de hoje necessitam de uma problemas dentdrios, sonoléncia, ansiedade,
melhor qualidade de vida para o desempenho etc.ndo houve crescimento de estatura.
de suas fungoes e o exercicio da cidadania e
participagdo no mercado de trabalho. Uma vez
que as dores cronicas muitas vezes traz
incapacidade.
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52_ N3o

tema

30/01/2025

Direito a vida para TODOS, adultos e criangas ,

Pagina 33 de 70






Contribuiu
como:

Interessado no
tema

30/01/2025

12 Opinido, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo
"As pesquisas envolvendo Doengas raras sdo de
extrema importancia, visto que o paciente com
doenga rara pode ficar anos sem diagnostico e
tratamento., O Burosumabe para o XLH em
adultos aumenta a qualidade e expectativa de
vida dos pacientes., E importante avaliar a
redugdo dos custos diretos e indiretos que
Burosumabe pode proporcionar sendo
incorporado, ja que a maioria destes pacientes
realizam diversas cirurgias, internagdes , uso
continuo de medicagGes e incapacidade de
trabalho "" impacto social""., A incorporagédo
do Burosumabe pelo Ministério da Saude
facilitara o acesso ao tratamento dos pacientes
que tem diagnostico genético confirmado, visto
que os diversos artigos cientificos comprovam
a eficdcia, seguranga e qualidade do produto.,
Nas familias com paciente pediatrico tratando
via PCDT os adultos sem tratamento relatam
dificuldades e limitagdes em acompanhar seus
filhos devido a dor, fraturas constantes e
internamentos."

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

30/01/2025

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22- Nao
E uma doenca rara, muitos casos no Brasil,

inclusive minha filha e meu neto foram

diagnosticados, meu neto ja esta recebendo o

medicagdo a cada 15 dias e melhorou muito

sua qualidade de vida, minha filha mae dele

precisa muito da medicagdo, sou a favor que

seja incorporado no sus imediatamente.

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:
32- N3o

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:
Cdlcio e fosforo via oral, com efeitos adversos,
como nduseas e vomitos. , Positivo:
Desaparecimento de dores nos membros
inferiores. , Negativo: Nenhum resultado
negativo

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
econodmicos:

42 - Somente que meu neto
de 10 anos estd se dando

muito bem com a medicagdo.

2 - Muitos pacientes de
baixa renda, tem a
doenga, nada mais justo
do que ser disponibilizado
pelo Sus.

Familiar, amigo 12.- Eu.ac.ho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2- Ndo 42 - N3o 52 N3o
. Que seja incorporado ao Sus para melhorar a
ou cuidador de . -
- qualidade de vida de pessoas que tenham o
paciente Cromossomo X
30/01/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2-Ndo a_N3o 2 _N3o

ou cuidador de
paciente

30/01/2025

Esse remédio possibita qualidade de vida é
acessibilidade a varias pessoas que viveram a
vida toda impossibilitadas de andar livremente,
pouquissimas pessoas com a doenga poderia
pagar o valor do remédio, portanto, ele deve
sim ser incorporado no sus
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Contribuiu
como:
Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

30/01/2025

inido, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Esse medicamento é muito importante e o
unico realmente eficaz no tratamento do XLH,
tanto de adultos como em criangas. Conhego
adultos que estdo usando o Burosumabe e
melhoraram, as dores passaram e estdo com
uma melhor qualidade de vida e com menos
complicagOes e outras comorbidades
decorrentes do XLH

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

dificuldade, outros efeitos:

22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual:

Burosumabe, Positivo e facilidades: Esse medicamento é

muito importante e o Unico realmente eficaz no

tratamento do XLH, tanto em criangas como em adultos.,
Negativo e dificuldades: Ndo ha resultados negativos, a
dificuldade é ter o direito do medicamento para os

adultos

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:
Fosforo oral, Positivo: Ndo ha resultados
positivos com o uso do fésforo , Negativo: O
fosforo ndo tem eficiéncia nem a eficacia
esperada. O paciente tem dores no estdmago,
refluxo, azia e ma digestdo, diarréia, gases,
tudo isso causado pelo fosforo, que é ingerido
em altas doses didrias e as dores dsseas
persistem, mesmo usando o fésforo.

52 Estudos
econodmicos:

42 Evidéncias clinicas:

42 - Nao 52 - Ndo

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual:

32 - Sim, como profissional de saude, Qual:

Profissional de ) - ' - “ L >0 ' ] - 42 - Estudo brasileiro de vida 52 - ndo
saude A h|p9f0§fatemla crénica .co~mprome’te Buros’un')abe, P,osmvo e faal.ldades: A normalizagdo raiplda Calcitriol e fo§foro (’manlpulado)., Positivo: O real demonstra a eficicia e
significativamente a condigdo de saude dos dos niveis de fésforo e com isso a mfslhora da dor, fadiga e uso de calcitriol e fésforo (terapia seguranca do burosumabe
30/01/2025 pacientes, tanto em relagdo a sintomas de dor  da rigidez dos membros inferiores. E nitida a melhora convencional) em altas doses leva a um (Vaisbich MH e cols,
e fadiga que impactam diretamente na clinica do paciente, em relacdo a disposicdo , reducdo da  aumento discreto nos niveis do fosforo, porém  paojecular Genetics &
qualidade de vida, como e relagdo a dor e melhora na deambulagdo., Negativo e dificuldades: sem normalizagdo. A resposta clinica em Genomic Medicine, 2024, 12:
complicagdes a médio prazo como fraturas, Nenhum resultado negativo. Apenas quando o paciente relagdo a redugdo da dor, é muito discreta., ©2387.
entesopatias e perda dentdria precoce. E por suspende o uso por atraso da entrega pelo governo, por  Negativo: Hipercalcemia e hipercalcitria e
outro lado, os estudos clinicos como também exemplo, ocorre uma piora significativa da dor ! nefrocalcinose sdo complica¢Ges da terapia
na minha experiéncia pessoal, os pacientes convencional, além dos efeitos gastro
melhoram significativamente os sintomas intestinais do fésforo como diarréia e dor
clinicos de dor e fadiga e consequentemente, epigastrica.
melhoram a qualidade de vida e tornam-se
mais produtivos profissionalmente. A
medicagdo é segura e bem toleradada pelos
pacientes.
Profissionallde 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de saide, Qual: Burosumabe 32 - Sim, como profissional de saude, Qual: 42 - Nao a_N3o
satde Trata se de uma doenga genética cujo , Positivo e facilidades: Excelente controle bioquimico e Calcitriol e fésforo formulado em comprimidos
tratamento deve ser oferecido como opgdo ao  melhora clinica , Negativo e dificuldades: Dificuldade de ou xarope , Positivo: Melhora clinica
31/01/2025 longo da vida do individuo acesso importante e sem efeitos colaterais
principalmente gastro intestinais, melhora do a
adereancoa e o resultado do tratamento,
Negativo: Sem efeitos negativos até o
momento
Familiar, amigo 12.- E}J acho qut? deve ser incorporado n(’) §US, 2.-Ndo 32-Ndo 42 - N3o 52_ N3o
. Se existe 0 medicamento que traz beneficios as
ou cuidador de
- pessoas que possuem a doenga negar esse
paciente acesso por meio do SUS é um ato covarde da
31/01/2025 saude publica.
Interessadoino 2. Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2-Ndo a_N3o 52_ N3o
Inclusdo para uso em adulto.
tema
31/01/2025
12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Nao

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

31/01/2025

E um medicamento importantissimo para
quem precisa e € muito caro. Entdo acho que o
SUS deveria fornecer a quem precisa.

52 - N3do enviar
documentos pessoais

42 - Ndo enviar documentos
pessoais
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econodmicos:
12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo 42 - N3o 5a
Esse medicamento é de importancia imensa
para quem tem a doenga, minha mae é
portadora da doenca e necessita com
31/01/2025 URGENCIA desse medicamento, além dela,

existem outras milhares de pessoas que

também necessitam desse medicamento e nos

dias atuais o sus so fornece para criangas e o

sus precisa aumentar essa distribuigdo para os

adultos tambem, e além disso esse

medicamento é o Unico realmente eficaz no

tratamento do XLH

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Nao 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o
Hé estudos cientificos que demonstram a
eficacia e seguranga do burosumabe no
31/01/2025 tratamento da Hipofosfatemia ligada ao X
(XLH) em pacientes adultos. O XLH pode
ocasionar inumeras fraturas e pseudofraturas,
osteoartrite, perda auditiva e entesopatias na
populagdo adulta, além de uma dor cronica de
muita intensidade. A qualidade de vida é
bastante afetada, os pacientes ndo conseguem
trabalhar e levar uma vida normal devido a dor
intensa, com dificuldade de conseguir um
trabalho e realizar diversas atividades didrias.
Com o uso do medicamento burosumabe,
pode-se observar uma melhora tanto do ponto
de vista fisico quanto psicolégico. H4d um
impacto social muito intenso, devido ao
bullying e ao emocional abalado de um
paciente com XLH. Diversos artigos cientificos
comprovam que o uso do burosumabe
diminuiu a necessidade de cirurgias
ortopédicas e o alivio da dor. Além disso, esta
terapia inovadora proporciona ndo apenas uma
melhor qualidade de vida, mas também um
impacto positivo na funcionalidade fisica e no
controle das manifestagdes clinicas e multiplas
complicagdes que a patologia pode ocasionar.
O burosumabe neutraliza a agdo do FGF23 que
estd em excesso, normalizando o fésforo nos
pacientes com XLH. O burosumabe deve ser
incorporado no Ministério da Saude, pois
muitos pacientes adultos precisam de uma
nova vida, de uma melhor qualidade de vida

Interessado no
tema

Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Nado 32 _Nio |

tema

31/01/2025
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econodmicos:
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 -, Sim,, como profissional de satde, Qual: 32-Ndo 42 - N3o 52 N3o
saude Burosumabe, Positivo e facilidades: , Negativo e
dificuldades:
31/01/2025
Padamia ’E - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Ndo 32 - Sim, como paciente, Qual: Receita a base 42 - N3o 52_ N3o
E direito da pessoa com deficiéncia receber de fésforo, Positivo: aumento do nivel de
31/01/2025 esse tratamento, apenas a receita a base de fésforo, Negativo: Nivel de fésforo abaixo do
fésforo ndo supre a necessidade para tratar a normal, e calculo renal.
doenga. A pessoa com o raquitismo ainda sofre
muito como curvatura nos 0sso, baixa estatura,
dores, depressdo, problema sociais, bullying,
preconceito.
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o
saude
31/01/2025
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Sim,, como profissional de satude, Qual: 2 - Néao 42 - N3o 52 N3o
tema Borosumabe, Positivo e facilidades: Melhor na qualidade
de vida / expectativa de vida / menores complicacbes ,
31/01/2025 Negativo e dificuldades: Poucos / nenhum
Profissional de 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2-Ndo a_N3o a_N3o
saude As pesquisas sdo de grande importancia para
gue os pacientes sejam diagnosticado
31/01/2025 corretamente, com uma determinada doenga
rara... o medicamento Burosumabe promove
seguranga e eficacia e com uma melhor
qualidade de vida nos pacientes XLH. A
incorporagdo do Burosumabe pelo Ministério
da Saude facilitarad o acesso dos pacientes para
esse tratamento Unico para o XLH, e pode
proporcionar uma melhor qualidade de vida.
Os pacientes além dos problemas fisicos,
como: fraturas, perda auditiva, calcificagdes
extradssea eles também sdo abalados
emocionalmente devido ao impacto social que
a doenga provoca. A sociedade aguarda com
muita esperanga uma analise positiva para a
dispensagdo do Ministério da Saude do referido
produto.
PaciEnte 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Sim, como paciente, Qual: Burosumabe, Positivo e 32 - Sim, como paciente, Qual: Célcio e a_N3o a_N3o
facilidades: Tive melhora significativa nas dores dsseas, no Fdsforo., Positivo: Maiores niveis de calcio e
31/01/2025 caminhar, nas fadigas e nos problemas dentdrios. fésforo no organismo., Negativo: Ndo

Contribui muito para minha qualidade de vida., Negativo e melhorava as dores, o andar, as fadigas e nem
dificuldades: nenhuma. na qualidade de vida.
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Contribuiu 12 Opiniao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econodmicos:

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

31/01/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo 42 - N3o 52 - N3o

Minha amiga sempre reclamou de muitas
dores, tinha grandes dificuldades de locomogao
e em executar tarefas simples do cotidiano,
com o inicio do uso do medicamento ela
passou a ter qualidade de vida, hoje ela
consegue caminhar, faz academia e até aula de
dangca. E inegavel o avanco ela que ela teve
com o uso dessa medicagdo, e seria uma
béncdo ela poder ter acesso facilitado a esse
medicamento.

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

31/01/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Porque existem estudos que comprovam a
eficacia do médica em adultos

Profissional de
saude

31/01/2025

2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
O Raquitismo Hipofosfatémico ligado ao X -
XLH é uma patologia que afeta a os ossos,
musculos e dentes, devido a perda excessiva de
fosfato pela urina, o que resulta em niveis
baixos de fésforo no sangue. Assim como
outras patologias raras, o XLH pode impactar,
de maneira significativa, a vida adulta — estd
associada a ocorréncia de pseudofraturas e
fraturas, artrose (doenga das articulagdes),
entesopatia) e uma variedade de sintomas
musculoesqueléticos, incluindo rigidez articular
e lesdes sistémicas, os pacientes apresentam
maior incidéncia de céries, perdas
dentarias,periodondites, abscessos, sendo que
entre os diversos orgdos afetados pelo XLH , as
complicagdes odontoldgicas sdo observadas. O
uso do Burosumabe reduz tais complicagdes,
promove uma melhora de qualidade de Vida e
autoestima para os pacientes adultos com XLH,

42 - O uso do Burosumabe em 52 - Ndo
pacientes na odontologia,

promove uma melhor

mineralizagdo dos dentes,

redugdo de caries e infecgGes,
periodontites e abscessos,

conforme descrito nos artigos
cientificos. ( eficacia e

seguranga)
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econodmicos:
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incoiporaiio‘no SUS, 22-Ndo 32-Nao 42 - N3o 52 N3o
tema As doengas raras geralmente sdo crénicas,

progressivas, degenerativas e muitas vezes
31/01/2025 fazem com o que os pacientes além dos

problemas e lesdes fiisicas, também impacto

social e emocional. Sdo muitosos desafios para

que o paciente possa ser diagnosticado e

tratado de maneira correta. O XLH provoca

diversas manifestagdes clinicas nos adultos

como fraturas, muita dor, fraqueza

muscular,osteoartrite, entesopatias , perda

auditiva..além do impacto social e emocional.

Os pacientes tem dificuldade de conseguir

trabalho, e ficam abalados emocionalmente. E

de extrema relevancia e importancia que o

Ministerio de saude faga incorporagdo do

Burosumabe para adultos com XLH, para que

estes pacientes tenham uma melhor qualidade

de Vida. O Burosumabe apresenta uma

solugdo inovadora que

transforma vérias Vidas !!
Profissional de 12- EL.J acho que? deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como F)r.ofissionél' de saude, Qual: ) 32 -Sim, como profissional de saudg, .QuaI: 42 - N3o a_Nio
saude Acredito que seja fundamental manter o Burosumabe, Positivo e facilidades: Melhora da dor éssea, Tratamento convencional com calcitriol e

tratamento com Burosumabe em pacientes melhora do exame do fésforo, melhora da qualidade de fosforo , Positivo: Resultado muito discreto de
31/01/2025 adultos, pois a doenga é incapacitante com vida, Negativo e dificuldades: Dificuldade financeira melhora da dor, sem normalizar o exame de

fraturas e deformidades e dores dsseas. Esse fésforo , Negativo: O paciente ndo melhora e

farmaco é a solugdo para trata-te esses continua tendo fraturas, dor dssea e

pacientes. deformidade déssea
Profissionallde 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 32- Ndo 42 - N3o 52 N3o
satde
01/02/2025
Profissional de 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2. Sim,, como p.)hofissionzf\l. de saude, Qual: é - Sir.‘n, como pr.ofissional de sat’n‘tie, Qual: a_Nio a_N3o
saude Burosumabe, Positivo e facilidades: Melhora das Cirurgias com muitas falhas e medicamentos

caracteristicas da hipofosfatemia, Negativo e dificuldades: pela enddcrino sem sucesso, Positivo: Raros,

01/02/2025 Nenhum Negativo: Varios
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: 32 - Sim, como profissional de saude, Qual: a_N3o 2 _N3o

saude

01/02/2025

Os pacientes adultos com XLH cursam com
complicagOes da doenga, principalmente dor
crénica e articular, que justifica o tratamento
continuo com Burosumabe.

Burosumabe, Positivo e facilidades: Melhora da dor,
fraturas e qualidade de vida , Negativo e dificuldades:
Nenhum

Fosfato e calcitriol, Positivo: Controle parcial da
doenga, Negativo: Efeito moderado, com
incidéncia elevada e efeitos colaterais e ndo
tratamento completo da doenga
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Contribuiu
como:

12 Opiniao, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:
22 - Sim, como paciente, Qual: Burosumabe , Positivo e

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
econodmicos:

Paciente 32 - Sim, como paciente, Qual: Xarope de 42 - N3o - Nio
Aincorporagdo do medicamento no SUS trata  facilidades: Ainda ndo utilizei a medicagdo devido a fosfato (manipulado), Adera D, Calcitriol ,
01/02/2025 melhor qualidade de vida a nés pacientes e dificuldade na obtengdo do medicamento e falta de Cirurgia para corre¢do de membros inferiores,
uma esperanga no avango da medicina e conhecimento de muitos profissionais de satde. Utilizo Positivo: Com a cirurgia senti 6timos
politicas publicas. , O medicamento melhora fosfato ha anos, porém os resultados dos exames sempre  resultados, como: melhora na mobilidade nas
significativamente os avangos da doenga, permanecem abaixo do nivel de referéncia, ou seja, o pernas, melhora na saude mental, diminuigdo
melhora dores e demais efeitos colaterais da medicamento ndo é eficaz no tratamento da doenga, do avanco da doenga., Com as medicagdes
doenga no organismo. E considerado ouro segundo estudos e relatos de pessoas portadoras do XLH  citadas ainda ndo tive bons resultados, apenas
pelas pessoas que conseguiram acesso e é o medicamento com maior poder de agdo é o o calcio e vitamina D que estdo em bons niveis,
muito desejado por aqueles que ainda ndo Burosumabe. A perca de fosfato pela urina faz com que mas o fosfato ainda continua baixo. , Negativo:
conseguiram e aguardam ansiosos, assim como nds pacientes tenhamos diversos problemas 6sseos, dores Cirurgia: Falta de mobilidade no quadril.,
eu, para poder utilizar e sentir as vantagens e musculares, fraqueza, fadiga, diversos problemas de Medicamentos: Xarope de fosfato - cefaléia,
beneficios sob a doencga. Esperamos que denticdo, dores na coluna, além disso o tratamento com  desconforto gastrico, pouca melhora nos
possamos assim, ter melhor qualidade de vida, fosfato ndo garante que a doenga ndo vé avancar. E exames.,
principalmente com o avango da idade essencial para nds pacientes raros o acesso ao
medicamento, a incorporagdo no tratamento nos dard um
tratamento eficaz e esperanca de melhora, mesmo com o
avango da idade. , Ja mostrei pesquisar aos médicos que
até ja ouviram falar sobre o medicamento, mas me dizem
que a obtengdo do mesmo é bastante complicada e
acabam optando pelo tratamento convencional, que ndo
tem bons resultados. , Negativo e dificuldades: Nos
relatos de quem utiliza, ndo foram encontrados nenhum
efeito negativo, somente a dificuldade de conseguir o
medicamento.
PaciEnte 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim, como paciente, Qual: Com o Burosumabe, 32 - Sim, como paciente, Qual: Solugdo de 42 - N3o. - N3o.
Assim como tive a oportunidade de receber o Positivo e facilidades: Tive melhor qualidade de vida, Fosfato e Calcitriol. , Positivo: Quase nada. ,
01/02/2025 beneficio, quero que outras pessoas possam melhora nos niveis de calcio e fésforo., Negativo e Negativo: Sentia dores no estbmago e o
ter acesso para ter melhor qualidade de vida. dificuldades: Nenhum. remédio ndo fazia tanto efeito, os niveis de
calcio e fésforo nunca aumentavam.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:  4a _ N30 - Nio

ou cuidador de
paciente

01/02/2025

Assim como a minha filha teve a oportunidade
de receber o tratamento, desejo que ela na
vida adulta continue e que outras pessoas
tenham a mesma oportunidade, pois s6 quem
passa por isso sabe a dor de vc ter uma
condigdo e ndo ter o tratamento adequado!

Burosumabe, Positivo e facilidades: Melhorou 100 % a
qualidade de vida de minha fiha, Negativo e dificuldades:
Nenhuma

Calcitriol e solugdo de fosfato, Positivo:
Melhorou os niveis de célcio e fésforo no
sangue,ndo sente dores, Negativo: Causava
dores abdominal e ndo aumentava os niveis de
calcio e fésforo no sangue
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Contribuiu
como:

Profissional de
saude

01/02/2025

12 Opinido, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
E de extrema importancia para os pacientes
raros acesso ao medicamento. As criangas
estdo sendo tratadas, porém como se trata de
doenga congénita, os pais ndo possuem acesso
ao tratamento por seres adultos, ficando
fadados a piora e ficando sem condicGes de
apoiar e dar sequéncia ao tratamento do filho,
por ndo ter condigdes de acompanha-lo. O SUS
foi criado para dar assisténcia integral aos seus
usudrios, porém estd a¢ao de escolher a quem
dar o tratamento, exclui totalmente os
pacientes de doencas raras. A escolha do
tratamento deve ser do paciente e ndo do
sistema de saude, e das pessoas por tras dele.
A dignidade e o direito de ir e vir, estdo sendo
negligenciados a estes pacientes, visto que a
doenga a ser tratado por Burosomabe, impede
do paciente se locomover. Este medicamento

proporciona qualidade de vida e independéncia

a0s seus usuarios.

dificuldade, outros efeitos:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

22 - Nao 32 - Nao

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

econodmicos:

Interessado no
tema

01/02/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Eu acho fundamental a incorporagdo desse
medicamento no sus ... para poder atende
outras pessoas que passam por esta mesma
doenca, e que elas possam ter a oportunidade
de ter uma vida melhor com o auxilio desse
medicamento

22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: O 2-Ndo
medicamento é o burozumabe, Positivo e facilidades:

Tenho uma amiga ja adulta que faz o uso desse

medicamento... e teve grandes melhoras com ele , a

ponto de conseguir fazer atividades que nunca havia feito

... e causando uma melhora de vida surpreendente para

ela, Negativo e dificuldades: Nao teve resultado negativo

Profissional de
saude

01/02/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Sempre importante a andlise as medicagdes
raras tendo em vista a gravidade das doengas .
XLH e uma debilitante para os adultos , pois
ndo conseguem ter qualidade de vida .

22 -Ndo 2.-Nao
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Contribuiu
como:

0, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Acredito que as pessoas com essa doenga
merecem o melhor tratamento disponivel,
mantendo o direito a sua dignidade e
qualidade de vida, conforme preconiza a nossa
Constituigdo Federal

Profissional de
saude

01/02/2025

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

dificuldade, outros efeitos:

22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: Tive
experiéncia com o **burosumabe** no tratamento da
**hipofosfatemia ligada ao cromossomo X (XLH) em

adultos**. Acompanhei casos de pacientes tratados com o

medicamento e observei melhora clinica significativa,
incluindo redugdo da dor 6ssea, melhora da mobilidade e
qualidade de vida, além da normalizagdo progressiva dos
marcadores laboratoriais relacionados ao metabolismo do
fésforo., Positivo e facilidades: A partir da minha
experiéncia com o burosumabe no tratamento da
hipofosfatemia ligada ao cromossomo X (XLH) em adultos,
observei resultados positivos significativos. O
medicamento proporciona alivio da dor 6ssea e muscular,
melhora a mobilidade e funcionalidade dos pacientes,
reduz a progressdo de deformidades dsseas e fraturas por
estresse, além de contribuir para a normalizagdo
progressiva dos niveis séricos de fosforo, favorecendo a
mineralizagdo dssea adequada. Além disso, a
administragdo subcutanea menos frequente, em
comparagdo com a reposi¢do convencional de fésforo e
calcitriol, facilita a adesdo ao tratamento, tornando o
burosumabe uma alternativa eficaz e essencial para o
manejo da XLH em adultos., Negativo e dificuldades: A
partir da minha experiéncia com o burosumabe no
tratamento da hipofosfatemia ligada ao cromossomo X
(XLH) em adultos, observei algumas dificuldades e efeitos
adversos. Entre os principais desafios, destaca-se o acesso
limitado ao medicamento, devido ao alto custo e a
necessidade de incorporagdo em politicas publicas para
ampla disponibilizagdo. Além disso, alguns pacientes
relataram **reac¢des no local da aplicagdo**, como dor e
vermelhiddo, além de efeitos adversos sistémicos leves a
moderados, como fadiga e cefaleia. Outra dificuldade
envolve a necessidade de um **acompanhamento clinico
rigoroso**, com monitoramento frequente dos niveis
séricos de fésforo e outros marcadores metabélicos para
otimizagdo da resposta ao tratamento. Apesar desses
desafios, os beneficios clinicos superam as dificuldades
observadas.

32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas:

efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, como profissional de saude, Qual:
Além do burosumabe, tive experiéncia com a
terapia convencional para a hipofosfatemia
ligada ao cromossomo X (XLH), que inclui a
reposigdo oral de foésforo e calcitriol (ou outros
analogos da vitamina D ativa). Esse tratamento
auxilia na melhora dos niveis séricos de fosforo
e na mineralizagdo 6ssea, mas apresenta
limitagGes, como a necessidade de multiplas
doses diarias, baixa adesdo dos pacientes,
efeitos adversos gastrointestinais e o risco de
complicagdes, como nefrocalcinose e
hiperparatireoidismo secundario. Comparado
ao burosumabe, a terapia convencional
apresenta menor eficacia na melhora da dor
dssea, da mobilidade e da qualidade de vida
dos pacientes., Positivo: O tratamento auxilia
na melhora parcial dos niveis séricos de fésforo,
contribuindo para a mineralizagdo dssea e
reduzindo algumas manifesta¢des da doenca.
Em alguns pacientes, houve alivio relativo da
dor 6ssea e melhora na forga muscular,
especialmente quando o tratamento foi
iniciado precocemente e mantido com
acompanhamento rigoroso. Além disso, por ser
uma terapia amplamente conhecida, ha
protocolos estabelecidos para seu uso,
permitindo um manejo previsivel da doenga.
No entanto, os beneficios dessa abordagem sdo
limitados em comparagdo ao burosumabe,
especialmente em relagdo a progressdo das
deformidades désseas e a qualidade de vida dos
pacientes., , ,,,,,, Negativo: Observei diversas
limitagOes e efeitos adversos. A reposi¢do de
fosforo e calcitriol exige multiplas doses didrias,
o que dificulta a adesdo dos pacientes e
compromete a eficacia do tratamento a longo
prazo. Além disso, muitos pacientes
apresentam desconforto gastrointestinal, como
diarreia e dor abdominal, devido a
suplementagdo de fésforo. Outra preocupagdo
significativa é o risco de nefrocalcinose e
hiperparatireoidismo secundario, que podem
levar a complicagdes renais graves. Apesar de
proporcionar algum controle da doenga, essa
abordagem nédo previne de forma eficaz a
progressao das deformidades dsseas nem
melhora significativamente a qualidade de vida
dos pacientes, tornando-se uma opgdo menos
eficaz em comparagdo ao burosumabe

42 - Ndo

52 Estudos
econodmicos:
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Contribuiu
como:

Profissional de
saude

02/02/2025

0, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
O paciente adulto com HLX pode ser
assintomatico ou apresentar evidentes
complicagdes da doenga. Algumas dessas
complicagdes, como baixa estatura ou
deformidade de membros inferiores, sdo
sequelas da doenga presente desde a infancia e
nao serdo revertidas com qualquer tratamento
clinico. No entanto, outras complicagdes
continuam a surgir na fase adulta e podem
reduzir muito a qualidade de vida dos
pacientes e até sua expectativa de vida (Hawley
et al. J Clin Endocrinol Metab, 2020. doi:
10.1210/clinem/dgz203, Skrinar et al. Journal
of the Endocrine Society, 2019. doi:
10.1210/js.2018-00365). No estudo de Javaid
et al, foram avaliados 336 pacientes adultos
com HLX através de questionario online (Javaid
et al. J Clin Endocrinol Metabolism, 2022.
https://doi.org/10.1210/clinem/dgab739). A
analise dos dados foi feita de acordo com a
faixa etdria (divisdo de 10 em 10 anos a partir
de 18 anos e até maiores de 60 anos). A
maioria dos pacientes tinha entre 40 e 49 anos
e, aproximadamente 70% deles, eram tratados
com fésforo oral e/ou calcitriol. A despeito do
tratamento convencional, foram descritas
complicagdes da doenga, que aumentavam de
acordo com a faixa etaria. A prevaléncia de
fraturas, por exemplo, era de 27 a 40% entre
aqueles com 18 a 29 anos, aumentando para
68 a 86% naqueles com mais de 60 anos. A
frequéncia de estenose de canal medular
aumentou de 3,8% entre aqueles com 18 a 29
anos, para 29 a 35% naqueles com mais de 60
anos. A prevaléncia de entesopatia e
osteoartrite também aumentou com idade.
Esses dados claramente refletem que a doenca
continua a se manifestar em alguns pacientes
na fase adulta. O tratamento deve ser
instituido nesses pacientes, mesmo na fase
adulta. Para aqueles que ndo respondem ao
tratamento convencional, o uso do
burosumabe deve ser ofertado pelo SUS para
melhorar a qualidade de vida desses pacientes,
conforme demonstrado em literatura.

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:
22 - Sim,, como profissional de satde, Qual:

Burosumabe, Positivo e facilidades: Tenho 3 pacientes
adultos em uso de burosumabe e os resultados sdo muito
semelhantes ao descritos no ensaio clinico randomizado
(Insogna KL, et al. ) Bone Miner Res 2018, 33:1383-93.
doi:10.1002/jbmr.3475). Durante o tratamento com
burosumabe, os pacientes interromperam o uso de sais

de fésforo e calcitriol e, mesmo assim, houve
normalizagdo do fésforo, aumento da TmP/TFG,

normalizagdo do PTH (que estava elevado em dois dos
pacientes) e aumento do calcitriol. Uma das pacientes
tinha pseudofraturas bilaterais em fémur, que ndo

consolidavam ha anos, a despeito do tratamento

convencional. Com o uso do burosumabe, as fraturas
consolidaram. Mais importante, os 3 pacientes tiveram
melhoram expressiva da dor dssea, caminham mais
rapidamente e relatam melhora muito significativa da
qualidade de vida. Além da paciente descrita acima, com
pseudofraturas em ambus os fémures, uma das pacientes,
havia tido uma fratura completa em diéfise de fémur, que
a debilitou muito. Depois, esta mesma paciente, teve
fratura em fibula, espontanea. O outro paciente, teve

fratura vertebral espontanea, mesmo em uso do

tratamento convencional. Desde o inicio do tratamento
com burosumabe, nenhum dos pacientes teve novas
fraturas. Assim como descrito nos ensaios clinicos, ha

aumento da fosfatase alcalina apds o inicio do

burosumabe, que normaliza apds pelo menos 1 ano de

tratamento, refletindo regressao da osteomalacia.

Nenhum dos pacientes teve hiperfosfatemia durante o

tratamento. A minha experiéncia pessoal com o

tratamento desses pacientes com burosumabe deixa
evidente que ha pacientes que sdo muito acometidos pela

doenga também na fase adulta e que, para esses

pacientes sintomaticos, o tratamento é extremamente
benéfico. , Negativo e dificuldades: No ensaio clinico do
burosumabe, comparado ao placebo, os efeitos adversos
foram pouco frequentes, tendo sido sendo relatados
lombalgia, cefaleia, sindrome das pernas inquietas,
tontura, constipagdo, vomito, febre e reagdes no sitio de
aplicacdo (Insogna KL, et al. J Bone Miner Res 2018,

33:1383-93. doi:10.1002/jbmr.3475). Na minha

experiéncia pessoal, ndo observei tais efeitos adversos. O
que foi notado foi uma necessidade de reposigdo de
colecalciferol (vitamina D nativa), o que é explicado pelo
aumento da conversdo da vitamina D nativa em usa forma
ativa (calcitriol). Isso é explicado pelo desbloqueio da
enzima 1 alfa hidroxilase, causado pela queda do FGF23
induzida pelo burosumabe. Além disso, uma das pacientes

teve aumento da dor em membros inferiores nos

primeiros 2 meses de uso, com remissdo completa da dor

apos esse periodo.

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, como profissional de saude, Qual: Sais
de fosforo e calcitriol (tratamento convencional
da doenga)., Positivo: O tratamento
convencional da doenga pode levar a uma
melhora da fosfatemia, mas na maioria dos
casos, isso ndo acontece, pois quando
tentamos normalizar o fosforo, aumentamos as
chances de efeitos adversos do tratamento
convencional, como o hiperparatireoidismo
secundario e aumento da calciuria, com
possibilidade de evolugdo para nefrocalcinose.
De acordo com a literatura, o tratamento
convencional em adultos pode reduzir a dor e
melhorar parametros de osteomaldacia por
histomorfometria, sem, no entanto, reverté-la
completamente (Sullivan W et al. J Clin
Endocrinol Metab,1992. DOI:
10.1210/jcem.75.3.1517380). A minha
experiéncia pessoal com o tratamento
convencional me mostra melhor controle da
doencga do que naqueles pacientes sem
tratamento, mas hd uma necessidade de ajuste
da dose constantemente, pelo aparecimento
de efeitos adversos e ndo resolugdo completa
dos casos. Conforme explicitado acima, uma
das minhas pacientes adultas estava em
tratamento convencional da doenga ha anos.
Mantinhamos contato a cada 1 a 2 meses para
ajuste das doses, pois pequenas mudangas
causavam efeitos indesejados. E, apesar desse
contato constante, uso correto das medicagdes,
a paciente manteve as fraturas de fémures ndo
consolidadas e matinha quadro de dor e de
fosfatase alcalina no limite superior
(osteomaldcia ndo controlada). Isso talvez
aconteca, porque o tratamento convencional
ndo reduz o FGF23, que é a causa da doenga. ,
Negativo: O tratamento convencional da
doenga com sais de fésforo e calcitriol
apresenta algumas dificuldades na prética
clinica. Minha experiéncia pessoal é a seguinte:
0s pacientes precisam usar dose alta de sais de
fosforo, com necessidade de multiplas
tomadas. Isso reduz muito a adesdo ao
tratamento, pelo alto nimero de tomadas ao
dia e pelos efeitos adversos gastrointestinais,
frequentemente observados com esse
tratamento. Além disso, os sais de fésforo ndo
sdo oferecidos pelo SUS, e tém que ser
manipulados em farmdcias especificas, pois ndo
sdo todos os servigos que conseguem fazer essa
manipulagdo. E mais importante, o custo dessa
manipulagdo é alto, dificultando seu uso. Além

42 Evidéncias clinicas:

42 - O ensaio clinico que
comparou o burosumabe ao
placebo em adultos com HLX
mostrou beneficios da droga
nesses pacientes, com bom
perfil de segurancga,
motivando sua aprovagdo
pela ANVISA. Este estudo
revelou que o tratamento
com burosumabe 1
mg/Kg/més em adultos foi
eficaz em normalizar os
marcadores laboratoriais de
doenga: aumento da
fosfatemia, aumento da
TmP/TFG, aumento da
1,25(0OH)2D, e normalizagdo
da concentragdo de PTH
(Insogna KL, et al. J Bone
Miner Res 2018.
doi:10.1002/jbmr.3475).
Além disso, estudos de
extensdo desse estudo, com
até 96 semanas de duragéo,
evidenciaram que o
burosumabe melhorou
significativamente
parametros clinicos
relacionados a doenga, tais
como dor, rigidez, e fungado
motora (Portale AA, et al.
Calcif Tissue Int. 2019. doi:
10.1007/s00223-019-00568-
3, Briot K, et al RMD Open.
doi: 10.1136/rmdopen-2021-
001714). O tratamento com
burosumabe também
resultou em melhora dos
marcadores
histomorfométricos de
osteomaldcia (Insogna KL et
al. J Bone Miner Res, 2019.
doi:10.1002/jbmr.3843.) e
consolidagdo de fraturas
(Insogna KL, et al. 2018.
doi:10.1002/jbmr.3475,
Portale AA, et al. 2019. doi:
10.1007/s00223-019-00568-
3)., Da mesma forma, como
acima exposto, pacientes
adultos com XLH podem sim
apresentar
comprometimento

52 Estudos
econodmicos:

52 - A exemplo das
recomendacgbes
internacionais das
agéncias do Canada
(Canadian Agency for
Drugs and Technologies in
Health (CADTH) —
disponivel em:
https://www.cda-
amc.ca/sites/default/files/
DRR/2024/SR0818_Reasse
ssment_Final_Recommen
dation.pdf), Inglaterra e
Pais de Gales (National
Institute for Health and
Care Excellence (NICE)
disponivel em:
https://www.nice.org.uk/
guidance/ta993/resources
/burosumab-for-treating-
xlinked-
hypophosphataemia-in-
adults-pdf-
82615969187269),
Austrélia (Pharmaceutical
Benefits Scheme (PBS),
disponivel em:
https://www.tga.gov.au/si
tes/default/files/2022-
07/auspar-crysvita-
220629.pdf) e Franga
(Haute Autorité de Santé
(HAS), disponivel em
https://has-
sante.fr/upload/docs/appl
ication/pdf/2022-
02/crysvita_02062021_su
mmary_ct19067.pdf), a
incorporagdo do
burosumabe no
tratamento de pacientes
adultos com HLX deve ser
feita mediante acordo
comercial com o
fabricante.
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12 Opinido, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

disso, o fésforo oral pode levar a um
hiperparatireoidismo secundario, o que é
descrito na literatura, algumas vezes evoluindo
para hiperparatireoidismo terciario, com
necessidade de tratamento cirurgico (DelLacey
et al. Bone, 2019.
https://doi.org/10.1016/j.bone.2019.06.025).
Na minha experiéncia pessoal, dos 6 pacientes
adultos que acompanhei com uso de
tratamento convencional, 4 apresentaram
hiperparatireoidismo secundario. , O calcitriol,
por outro lado, é fornecido pelo SUS, sendo seu
uso mais facil. Mas ainda assim, precisa ser
feito em pelo menos duas tomadas diarias. Seu
principal efeito adverso é a hipercalcemia e
hipercalciuria, que podem levar a calcificagdes
renais (nefrocalcinose e nefrolitiase). Em um
estudo de registro holandés, que avaliou
criangas e adultos com HLX, observou-se que a
idade de inicio do tratamento convencional foi
inversamente relacionada a presenca de
nefrocalcinose (r---0,298, p--0.007), indicando
que o risco desta complicagdo aumenta com o
uso de fosforo e/ou calcitriol (Bosman A et al.
Calcif Tissue Int. 2024 doi: 10.1007/500223-023-
01172-2).

52 Estudos
econodmicos:

42 Evidéncias clinicas:

continuado da doenga,
devendo, nessas condigdes,
ser tratados. Assim, o
burosumabe deve ser
oferecido pelo SUS para
aqueles pacientes adultos,
com diagnostico confirmado
da doenga, quando houver
refratariedade clinica ou
complicagdes do tratamento
convencional, realizado por
pelo menos 1 ano,
manifestada por um ou mais
dos seguintes critérios: a)
persisténcia de alteragdes
radiograficas da osteomalacia
tais como pseudofraturas,
fraturas por fragilidade ou
ndo consolidagdo de fraturas,
b) dor dssea atribuida a
osteomaldcia, , c) evidéncia
de instalagdo de complicagdes
associadas ao tratamento
convencional: nefrocalcinose
e/ou hiperparatireoidismo
secundario persistente, ou d)
intolerancia gastrointestinal
ao tratamento convencional.

Interessadono 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52_ N3o
tema O Burosumabe possui estudos cientificos que
comprovam a eficacia e seguranga em criangas
02/02/2025 e adultos. Em se tratando de uma doenca rara
como XLH, que é possivel comprovar a doenga
através do diagndstico ( exames fisicos/
laboratoriais/ Raio X/ Testes genéticos), é de
extrema importancia a facilidade de acesso do
medicamento para os pacientes com XLH -
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2-Ndo 2_Sim, anexo. 2 - Sim, anexo.
) Anexo.
saude
02/02/2025
12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 32 - Sim, como profissional de saude, Qual:,

Profissional de
saude

02/02/2025

Positivo: , Negativo:
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Profissional de 12.- Eu.acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Nao 42 - N3o 52 N3o
, Os pacientes adultos com XLH que possuem
saude AR
diagndstico devem ser tratados com
02/02/2025 BUROSUMADE. O MINISTERIO DA SAUDE
facilitard o acesso do medicamento,
promovendo uma melhor qualidade de vida
aos pacientes.,
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2- Ndo 2-Ndo a_Nio a_N3o
ou cuidador de
paciente
02/02/2025
a. i a_ N3 a_ N3 - .
Familiar, amigo 12-Eu acho que deve. ser |ncorpo.rad0 no SLIJS, Néo Nédo 42 - N3o 52 N3o
. Este medicamento vai trazer qualidade de vida
ou cuidador de . -
. para quem precisa e para toda sociedade.
paciente
02/02/2025
Familiar, amigo a-Eu ac.ho que deve .ser incorporado’no Sus, 2. Sim,, como cgifﬁador Olf .responsé\./elf Quillz a. Sim, §omo cuit:iador ou res.po.nsével,. Qual: 42 - N3o 52 _ N3o
. Como cuidador de paciente com XLH, é Burosumabe, Positivo e facilidades: Eliminagdo de dor, Comprimidos de fésforo e Calcitriol, Positivo:
ou cuidador de . ., . ) S ; . ; o .
. incomparavel a qualidade de vida para os diminuigdo da fadiga, aumento da qualidade de vida, Nenhum resultado positivo. , Negativo: Exames
paciente individuos que fazem uso da medicagdo parametros de analise clinica enquadrados, mais de sangue sem melhora, ndo diminui¢do das
02/02/2025 burosumabe em relagdo ao fésforo. O desposi¢do, forma de administragdo do medicamento., dores, cirurgias e internagdes frequentes.
tratamento atual disponivel no SUS a base de Negativo e dificuldades: Nenhum.
fosforo, é um paliativo que visa repor a perda
do fésforo pela urina e ndo age na causa raiz da
doenga.
Paciente 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: , Positivo e 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: , 42 - N3o 2 _N3o
facilidades: , Negativo e dificuldades: Positivo: Melhora na dores, Negativo:
02/02/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorpo~rado no SUS, 2.- Ndo 32- Ndo 42 - N3o 52 N3o
. Pessoas que tem esta doenca terdo melhor
ou cuidador de ) )
) qualidade de vida
paciente
02/02/2025
Familiar, amigo :EE - Eu acho que dfsve serAinc‘orporado noSUS, 22-Nao 32-Ndo a_N3o 2 _N3o
. E de fundamental importancia ter esse suporte
ou cuidador de ) )
; as pessoas que precisam desse medicamento.
paciente
02/02/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o

ou cuidador de
paciente

02/02/2025

Minha sobrinha neta faz uso do medicamento
e tem &timos resultados.
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Contribuiu
como:
Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

02/02/2025

12 Opinido, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Trata-se de crianga transitando para

adolescente que sofrerd as sequelas da doenga

se ndo tratada com o medicamento.

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:
22 - Ndo

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:
32 Nzo

Profissional de
saude

02/02/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Os resultados dos ensaios clinicos sdo
superiores ao da minha pratica.

Profissional de
saude

02/02/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS

32 - Sim, como profissional de saude, Qual:
Carbonato de calcio + colecalciferol:
comprimidos de 500 mg de calcio elementar +
200 Ul de D3, , Positivo: Resposta pobre,
Negativo: Progressdo do raquitismo

22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual:
Burosumabe, Positivo e facilidades: Redugdo de novas
fraturas, melhor consolidagdo de fraturas antigas, melhor
resposta cirurgica , Negativo e dificuldades: Custo do
tratamento

32-Nao

Paciente

02/02/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Pacientes tem compartilhado experiéncias
positivas com o uso dé burosamab, aumento
do fosfato em exames clinicos, os dentes ndo
ficam moles e ndo tem perca, aumento da
disposi¢do e diminuigdo das dores causando
ganhos na qualidade de vida e na
produtividade podendo trabalhar. O acesso a
medicagdo é uma esperanga para pessoas
COMo eu que ndo tem o acesso para manter
uma vida mais digna.

22 - Nao

32 - Sim, como paciente, Qual: Fésforo via oral,
Positivo: Com o tratamento de fésforo ndo
obtive nenhum resultado positivo., Negativo:
Com o uso do fésforo via oral nunca atingi a
quantidade suficiente para o organismo, uma
vez que o corpo nao “processa”, tenho perca
motora significativa, queda de dentes, fadiga
cronica e dores.

Profissional de
saude

02/02/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

Porque as doencas raras provocam um impacto

social e psicologico nos pacientes alem das
diversas manifestacoes clinicas e multiplas
lesoes . O burosumab é um medicamento
comprovado pelos estudos cientificos eficaz e
seguranca pra uma melhor qualidade de vida.
Os pacientes sofrem muitas desigualdades e
vulnerabilidade devido a dificil inclusao e
integracao na sociedade observa-se uma
dificuldade em conseguir trabalho, uma baixa

estima podendo levar a depressao, ansiedade e

outros transtornos maiores. O ministerio da
saude pode propiciar com a inclusao do
medicamento, uma nova vida tanto para o
paciente , familiares e amigos, mudando o
contexto de toda uma sociedade.

22 - Ndo

42 Evidéncias clinicas:
econodmicos:
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Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 - N3o 52 N3o
o Esse é um medicamento que esta de verdade burosumabe, Positivo e facilidades: Os pacientes que o tratamento anterior com fosfato e outras
ou cuidador de i : 4
. auxiliando as pessoas portadoras de XLH no estdo tomando o medicamento estdo sentindo uma vitaminas que se cria pela deficiéncia., Positivo:
paciente mundo inteiro e deve, sim, ser disponibilizado  melhora expressiva na rotina didria, tendo mais disposi¢cdo Praticamente nulos, ndo vi melhora alguma
03/02/2025 pelo SUS uma vez que é de extrema e menos dores, tendo assim uma melhora na qualidade com esse tratamento., Negativo: O resultado
importancia na qualidade de vida e saude de vida, uma vez que a dependéncia de outras pessoas negativo é praticamente o fato de ndo ter
desses pacientes. para atividades basicas é reduzida consideravelmente., efeito efetivo no paciente, apenas repondo
Negativo e dificuldades: N&o verifiquei efeitos negativos,  esses nutrientes o corpo ndo reage além de
apenas uma melhora na disposigdo. dependendo do que esta sendo administrado
causar efeitos como diarreia, por exemplo.
Organizagio da 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32.-Nao a_Nio 2_Nio
Sociedade Civil E um direito da populagéo. Dever ser fornecido
pelo SUS.
03/02/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 2-Ndo 42 - N3o se aplica 52 N3o se aplica
ou cuidaldor de SUS é vida! E Brasil!
paciente
03/02/2025
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Nao 2-Nao a_N3o 52_ N3o
ou cuida,dor de A auséncia de evidéncias que comprovem a
. melhora em pacientes adultos ndo equivale a
paciente comprovagdo cientifica de sua ineficacia. O
03/02/2025 poder de decidir se é valido ou ndo o uso do
medicamento deve ser do médico, que possui
tanto conhecimento técnico acerca da doenga
guanto o conhecimento do paciente. Ao retirar-
se o medicamento do SUS, esse poder de
decisdo passa a ser ditado pela realidade
econdmica do individuo afetado.
Erofissionallae 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2. Ndo 2-Ndo a - N3o 2 _N3o
saude
03/02/2025
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.-Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 2-Nao a_N3o 52_ N3o

ou cuidador de
paciente

03/02/2025

Burosumabe , Positivo e facilidades: Melhora qualidade de
vida, Negativo e dificuldades:
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Paciente 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim, como paciente, Qual: Infelizmente ainda ndo tive 32 - Ndo 42 - Nao 52 - Nao

Eu acho muito importante a incorporagédo a oportunidade de utilizar esse produto, mas conhego
03/02/2025 dessa medigdo para os adultos. No meu caso pessoas que tiveram e tiveram grande sucesso com esse

tenho dores horriveis, quase perdendo a tratamento. , Positivo e facilidades: Eu ndo tive ainda a

autonomia de andar, a base de medigdo pra oportunidade de utilizar esse medicamento, mas conheg¢o

fores que ndo aliviam em nada. Serd uma pessoas que fazem uso e foi maravilhoso , Negativo e

qualidade de vida muito melhor para nds dificuldades:

adultos, e no meu caso preciso estar bem para

cuidar do meu filho que tbm é xlh, e tbm

autista. , Pensem em nds como se fossemos

um parente de vcs, o qual vcs ndo gostariam de

vé-los sofrer.
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Nao 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o

tema

03/02/2025

Eu acompanho a jornada dos pacientes com
Doengas Raras ha mais de 7 anos. , , Os
pacientes com XLH sofrem com muita dores
intensas, fraqueza e deformidades nos
membros inferiores, redugdo da mobilidade
sendo necessarios em alguns casos
intervencoes cirurgicas para correcdo, podendo
evoluir para o uso de cadeira de rodas. , Os
pacientes que tém acesso ao tratamento com
burosumabe relatam melhora da dor e
mobilidade possibilitando a retomada de
atividades do dia a dia contribuindo para
melhora da qualidade de vida, fazendo muita
diferenca na vida de um paciente com doenca
rara.,
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12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Nao 2-Ndo 42 - N3o 52_ N3o.

O diagndstico de doengas raras pode ser dificil

e demorado e muitas delas ndo possuem

03/02/2025 tratamento, o que gera tristeza e
desesperanca. Ao contrario dessas, existem
outras onde os medicamentos ajudam no
tratamento dos sintomas e a melhora da
qualidade de vida. E se eu recebesse o
diagndstico de uma doenca rara ou se um dos
meus filhos recebesse, logicamente que eu iria
querer tratar. , Eu trabalho com Doengas Raras
ha mais de dez anos e na Ultragenyx ha quase
trés, e sei o quanto uma pequena melhora em
atividades simples, como poder pisar no chao
ao sair da cama sem sentir dor, ou poder
descer ou subir uma escada, traz melhora na
qualidade de vida dos pacientes. E sobre essas
histérias que os médicos nos contam durante
as interagGes. Eles nos trazem exemplos reais
dos beneficios com o uso de burosumabe. Os
relatos sdo principalmente sobre a diminui¢do
das dores e da rigidez articular associada a
doenca, além da melhora na taxa de
cicatrizagdo de fraturas., O bem-estar de um
paciente que tem uma doenca que interfira na
mobilidade e que sente dor, é totalmente
impactado. As consequéncias ndo abrange
apenas o paciente em si, como também a
familia e a sociedade como um todo. E
evidente que o paciente adulto com
Raquistismo Hipofosfatémico Ligado ao X
(XLH), sintomatico, traz prejuizo para a
sociedade no que diz respeito a maior chance
de desemprego, depressdo, acesso a educagao,
oneragdo do sistema publico de salde, entre
outros., Por essas e entre outras tantas razdes,
sou favoravel a incorporagdo de burosumabe
em adultos. ,,

Interessado no
tema

2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Ndo 2-Nao a
Sei que estd patologia em adultos chamado
raquitismo por hipofosfatemia do cromossomo
03/02/2025 X, tem forte influéncia negativa na vida do
paciente adulto, além de comorbidades,
musculares, articulares, e até bucais .Trazendo
grande dor. Ele é suprimido da sociedade e ndo
tem nem mais capacidade laboral basica . E de
suma importdncia o medicamento , para
doenga em si e para melhora da fungao
pssissocial . Muitos deles tem graves
problemas como depressdo .

Interessado no
tema
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52 Estudos
econodmicos:

Profissionallde 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32 - Sim, como profissional de saude, Qual: 42 - N3o 52 - N30 sou expert no
saude Os resultados obtidos, via de administragdo, Escutei relatos que o ingerir o fosfato por via assunto, pois sou
diminuigdo de internamentos por doengas oral, é extremamente dificil pelo Volume e enfermeira de formacio
03/02/2025 secundarias, jd é um ponto importante sabor ruim, que é diario e algumas vezes ao dia. superior sem experiencias
Na minha opinido é desumano viver depende em finangas, mas acredito
em ingerir essas substancias, Positivo: Via de que todos nds
Administragdo simples e grande espaco entre T EEEES TEF EEaSE0 &
uma dose e outra( 30 dias), Negativo: Nos um medicamento quanto
outros produtos que relatei logo acima, a via de fatoinecessitamos EU
endovenosa e em Bomba de infusdo em 4 ou 6 sei que eleva os custos,
horas e a posologia é semanal mas em contrapartida o N
de pacientes ndo é tdo
significativo para causar
grande impacto no
orgamento da saude
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o
tema Doengas raras exigem medicamentos
especificos para trata-las , isso quando tem
03/02/2025 pesquisa e geralmente o custo inviabiliza o
tratamento ! Pacientes raros ndo m podem ser
negligenciados pela sociedade
Pretiesiongl cle 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Nao 32-Ndo a_N3o 2 _N3o
e A EQUIPE MULTIDIPLISCINAR DESEMPENHA
UM GRANDE PAPEL NO ACOMPANHAMENTO
03/02/2025 DOS PACIENTES ADULTOS QUE POSSUI XLH,
PORISSO ACHO MUITO IMPORTANTE. A
INCORPORAGCAO DO BUROSUMABE PELO
MINISTERIO DA SAUDE SERA DE GRANDE
RELEVANCIA PARA UMA MELHOR QUALIDADE
DE VIDA DOS PACIENTES.
Interessado no 12-Eu ac.ho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52_ N3o
tema Deve ser incorporado ao SUS
03/02/2025
Prsifesional ¢l 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de saide, Qual: Sou da area 2-N3o a_N3o 52_ N3o
e Como médico, ainda que nado utilize estd linha  da clinica médica, portanto ndo necessariamente tenho
de medicamentos referente a esta pesquisa, sei utilizado o medicamento para a finalidade, mas tenho
03/02/2025 da importéncia de ofertar este aporte para curiosidade cientifica para conhecer., Positivo e
melhor saude e desenvolvimento dos pacientes facilidades: Por literatura médica e didlogo com outros
que dele necessitam. profissionais , Negativo e dificuldades: O mesmo da
resposta acima
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo a_Nio 2_Nio

tema

03/02/2025

Muito necessario a incorporagdo de um
medicamente tdo importante para o
tratamento de pessoas com Raquitismo
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Contribuiu
como:

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

03/02/2025

12 Opiniao, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Os pacientes que tiveram acesso a medicagdo,
em avaliagdo tiveram: ganho de forca
muscular, diminuicao de dores, resultados de
exames clinicoa dentro do ideal, ganhando
significativa qualidade de vida e dignidade.

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:
22 - Ndo

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, como profissional de saude, Qual:
Fosforo via oral , Positivo: Ndo houve
resultados positivos , Negativo: No tratamento
paliativo com fésforo via oral, houve fraqueza
muscular, perda de densidade dssea, fadiga
cronica obstrugdo odontoldgico involuntdria.

42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
econodmicos:

Profissional de
saude

03/02/2025

2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
A incorporagao do Burosumabe aos pacientes
adultos com XLH serd um grande beneficio a
todos que hoje, infelizmente, ndo podem ser
tratados com a terapia e assim desfrutarem
dos beneficios que as criangas e os adultos que
hoje completaram a maioridade e que o PCDT
de Raquitismo e Osteomaldcia, permite a
continuidade pelos beneficios clinicos aos
pacientes e vejo isso como um indicador real
do beneficio da terapia para esses pacientes
que transicionaram da fase pediatrica para a
vida adulta.

2, Sim,, como profissional de saide, Qual: 2-N3o
Burosumabe, Positivo e facilidades: Como MSL na
Ultragenyx tenho tido oportunidade de visitar muitos
médicos que tem manejado clinicamente pacientes
adultos com XLH e tenho recebido como feedback que o
medicamento tem concedido aos seus pacientes varios
beneficios conforme foram observados nos clinicals trials,
nos estudos de extensdo, bem como no estudo de dados
de vida real realizado na populagédo brasileira e com
pacientes que teriam sido excluidos por alguns critérios
dos clinicals trials., Beneficios como a normalizagdo da
fosfatemia, a normalizagdo da hiperfosfaturia, a
normalizagdo do PTH, a diminuigdo dos episédios de dor e
um ganho enorme de qualidade de vida, pela melhoria da
fadiga, da rigidez e da prépria dor, sintomas que sdo
muito presentes em pacientes com XLH., Negativo e
dificuldades: Alguns relatos de efeitos adversos leves
como vermelhiddo no local da injegdo.

42 - " Kamenicky P, Briot K, 52 - Ndo
Brandi ML, et al. Beneficio do
burosumabe em adultos com,
X- A hipofosfatemia ligada
(XLH) é mantida com
tratamento de longo prazo.
RMD Open 2023, 9:e002676.
doi:10.1136/, rmdopen-2022-
002676 e Vaisbich, MH, et al.
Dados do mundo real de
adultos brasileiros com
hipofosfatemia ligada ao X
(XLH) tratados com
burosumabe e comparagédo
com outras coortes mundiais
https://doi.org/10.1002/mgg3
.2387, , Quero compartilhar
que as evidéncias clinicas
encontradas nestes 2 artigos
devem ser consideradas no
processo de avaliagdo para o
uso do Burosumabe em
adultos com XLH, "

Organizagdo da
Sociedade Civil

03/02/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
E muito importante que o Ministerio de saude
faga incorporagdo do Burosumabe para adultos
com XLH, para que estes pacientes tenham
uma melhor qualidade de Vida, o tratamento
transforma a vida dos pacientes.

42 - Nao 52-Ndo
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Contribuiu
como:

12 Opinido, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

dificuldade, outros efeitos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,

efeitos, facilidade, dificuldade:

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
econodmicos:

Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorpora.d.o noSUS, 22-Nao 32-Ndo 42 - Uma amiga adulta que 52 Uma amiga que
oucuidadorde  Conheco uma pessoa adulta que utiliza o utiliza o medicamento, apés o  utiliza 0 medicamento
paciente medicamento a alguns anos € apos o Inicio do inicio do tratamento, obteve  fornecido pelo SUS é
tratamento como me(#l.camento.obteve 6timos resultados e deixou de  pensionista e ndo tem
03/02/2025 sucesso e deixou de ut|~I|zar cadeira de rodas ou utilizar cadeira de rodas ou condigBes de pagar pelo
mutetas para locomogao. mutetas para locomocao, medicamento. Caso ndo
podendo hoje realizar tenha o medicamento
atividades fisicas diversas, fornecido pelo SUS, terd
frequentar academia e hoje que abandonar o
pode desfrutar de mais tratamento com o
qualidade de vida. medicamento e pode
voltar a ter que se
locomover com o auxilio
de cadeira de rodas ou
mutetas.
a. i a_Nj3 a_Nj3 - ~
Profissionallde 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS Ndo Ndo 42 - N3o 52 N3o
salde
03/02/2025
- . a. i a_Nj3 a_Nj3 . .
Familiar, amigo Eg acho que deve ser incorporado no SUS, Nao Nao 42 - N3o 52 _ N3o
ou cuidador de Atendimento de parente
paciente
03/02/2025
a. i a_Nj3 a_gj i 4 . ~ ~
Familiar, amigo 12-Eu acho que de\l/e se.r |n.corporad0 nq SUS, 22-Nao 3 ﬁlm, como cgldador ou responsavel, Qual:, 42 - N3o 2 _N3o
ou cuidador de esse medicamento é muito importante sim no Positivo: , Negativo:
- sus,pois é um medicamento caro, e tem que
paciente ser sim para todas as idades,pois a doenga ndo
03/02/2025 escolhe idade.
. . 2. NE a_c - , . . .
Profissional de 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS N3o .§|m, como p.roflssmnal de sadde, Qual:, 42 - N3o a_N3o
saude Positivo: , Negativo:
03/02/2025
Empresa 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2-Nao 42 - Por ser a empresa 52 - Por ser a empresa
fabricante da Por Seraempresa fabricante da tecnologia fabricante da tecnologia fabricante da tecnologia
tecnologia avaliada, vide documento em anexo. avaliada, vide documento em avaliada, vide documento
-, anexo. em anexo.
03/02/2025
12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 32-Ndo

Interessado no
tema

03/02/2025

Burosumabe, Positivo e facilidades: , Negativo e
dificuldades:
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Contribuiu
como:

inido, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

52 Estudos
econodmicos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas:

efeitos, facilidade, dificuldade:

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

03/02/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Os pacientes com XLH precisam ter acesso a
medicagdo que atua na causa da doenga.
Eliminando a perda de fésforo.

22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual:
Burosumabe, Positivo e facilidades: Eliminou dores, ndo
fez mais cirurgias. Diminui cansago e esta uma pessoa
mais ativa. Resultados dos exames de sangue e urina
estdo bons. Facil administracdo. E somente uma aplicagdo
sub cutdnea., Negativo e dificuldades: Nenhum resultado
negativo.

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:
Comprimidos de fésforo e calcitriol, Positivo:
Nenhum. Nao diminui dor. Continua tendo
deformidade nos ossos., Negativo: Nauseas,
efeitos colaterais, baixo indice de fésforo no
sangue. Ndo elimina a dor. Precisa tomar
grande nimero de comprimidos de fésforo
diariamente. Deformidade 6ssea. Cirurgias de
corregao

42 - Nao 52 - Ndo

Profissional de
saude

03/02/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Os tratamentos clinicos atuais ndo apresentam
resultados satisfatdrios, ndo controlam a
doenca. Progressdo continua dos sintomas e
deformidades

22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual:
Burosumabe, Positivo e facilidades: Melhora da dor,
melhora da qualidade 6ssea, Negativo e dificuldades:
Custo da medicagdo

32-Nao a

Profissional de
saude

03/02/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
mediante explanagdo nos itens anteriores

22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual:
Burosumabe, Positivo e facilidades: Sou pediatra e méae de
uma paciente XLH. Minha filha iniciou o0 medicamento
apenas ha 4 meses visto o diagndstico genético dela ter
ocorrido apenas em setembro de 2024. Sua mutagdo foi
aleatoria e de PHEX mutante o que retardou o diagndstico
genético que é uma das condigdes do PcDT. Como
pediatra passei por varios profissionais pois percebi sua
marcha alterada desde 2 anos. Ela tinha critérios clinicos ,
bioquimicos e radiolégicos mas ndo genético até entdo.
Isto retardou o uso do buroaumabe entdo as
deformidades esqueléticas se instalaram. MAS apds a
medicagdo as dores melhoraram e os exames laborar
melhoraram expressivamente. Pensando em evitar a
evolugdo com sequelas em idade adulta jovem o
medicamento é valido. Isso impacta no custo futuro do
paciente para o sistema d e salde. , Negativo e
dificuldades: Resultado negativo nenhum. A Unica
limitagdo é a questdo do manuseio da medicagdo. Por
exemplo, tem uma crianga que se descola do interior do
Amazonas para capital de 15/15 dias para uso da
medicagdo. Isso impacta em falta escolar, deslocamento e
custo para tal. Outro ponto é que minha filha teve
diagndstico em SP pois a acompanho |4 desde os
primeiros sinais. Preciso paralelamente acompanhar
também, em, Manaus para conseguir renovar LME e
receitas visto ndo aceitarem essa documentagdo dos seus
médicos assistentes principais. Entendo a burocracia mas
se o sus é unico o sistema deveria ser aprimorado para
esses cruzamentos de dados e possibilidades

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:
Calcitriol e fésforo quelato. Usou por 2 anos.
Apresentava muito efeito gastrointestinal e ndo
apresentava nenhuma mudanga de melhoria
clinica ou laboratorial. Além do que também
tinha uso 3 a 4 x ao dia o que dificulta muito a
tolerabilidade do paciente principalmente as
criangas que tendem a ndo compreender muito
o processo, Positivo: melhoria das dores,
melhoria laboratorial., Usa hd 4 meses. Fizemos
exs 10 dias sem, medicagdo nenhuma, 30 dias,
3 meses apds medicagdo e é impressionante a
melhora. Seu fésforo urinario normalizou , sua
fosfatase alcalina também. Fatos que nunca
ocorreram no uso das medicagdo es orais,
Negativo: nenhum. zero efeito colateral

42 - se precisar como mae de
paciente e profissional de
satide me coloco a disposigdo
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Contribuiu 12 Opiniao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econodmicos:
Paciente 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim, como paciente, Qual: Tive experiéncia com o 32 - Sim, como paciente, Qual: Sais de fosfato e 42 - N3o - Nio
Desde a infancia, passei por inimeras consultas burosumabe, que é o medicamento em avaliagdo. Antes  calcitriol, K-phos Neutral e calcitriol, , Positivo:
03/02/2025 e fui levado a hospitais renomados no Brasil em dele, utilizei outros tratamentos, como Sais de fosfato e Apenas percebi que K-phos Neutral trds menos
busca de um diagndstico. Fui submetido a calcitriol, K-phos Neutral e calcitriol, Burosumabe, e posso diarreia devido a ser um produto
botinhas ortopédicas, aparelhos de uso comparar os efeitos entre eles, , Positivo e facilidades: industrializado ou invés de produto
continuo e dietas — mas nada resolvia minha Com o burosumabe, senti melhora nas dores, menos manipulado., Negativo: A quantidade de
deficiéncia. No auge do desespero, um médico  rigidez nas articulagdes e mais disposigdo fisica. A comprimidos didrios e os horérios rigidos
sugeriu cirurgia, alertando que, sem ela, eu ndo frequéncia mensal da aplicagdo também é uma vantagem sempre foram um desafio, além do alto custo
voltaria a andar., , Minha familia, mesmo em comparag¢do com comprimidos, que exigem horarios  da medicagdo. Ndo senti nenhum ganho
humilde, fez de tudo para aliviar minha dor. rigorosos e podem ser dificeis de seguir devido a significativo até o momento, talvez tenha
Ainda hoje, sofro discriminagdo e preconceito.  atividades do dia a dia ou até mesmo por esquecimento.,, apenas reduzido a velocidade do declinio
Essa dor ndo é sé minha, mas de toda a minha  Negativo e dificuldades: No inicio do tratamento teve uma clinico. Mesmo com o tratamento, continuo
familia. Minha avo, recentemente, perguntou semana que senti dores um pouco elevada e reportei o apresentando sequelas e sinto que, em breve,
se eu lembrava de quando, na infancia, dizia caso para o fabricante. Foi apenas um evento especifico,  terei que colocar préteses na cabega do fémur.
que queria morrer por causa das dores. E eu ndo houve nada depois. Além disso, enfrento dificuldades de
lembro., , Na vida adulta, o diagndstico da locomocgado e rigidez. Estou utilizando o
minha filha trouxe de volta todos esses Burosumabe ha menos de 90 dias e, talvez, a
sentimentos. Dessa vez, eu sabia qual era a medicagdo tenha chegado tarde para
doenga e como trata-la, mas nem assim foi mim.Imagino que ainda estou deprimido por
suficiente. Mesmo usando a medicagdo, minha ter perdido parte da minha mobilidade e por
filha precisou passar por cirurgias para corrigir sentir dores constantes devido as sequelas que
as pernas. O médico disse que, se ela tivesse ficaram. Também penso em como serd passar
recebido o burosumabe 18 meses antes, seu por uma cirurgia caso precise de préteses, a
préprio organismo teria corrigido a qual ja fui submetido na infancia. Além disso,
deformidade., , Hoje, estou praticamente continuo sentindo dores, reflexo da baixa
invdlido e, mais uma vez, recebo a medicagdo efetividade dos medicamentos anteriores., ,
tardiamente. N3o sei até quando, pois o
tratamento foi judicializado e ndo duvido que
nos privem até desse direito., , Fico triste ao
saber que a Conitec foi desfavoravel a inclusdo
do burosumabe. Em vez de rejeitar, deveriam
negociar o custo e buscar erradicar a doenga,
como foi feito com a poliomielite. O que o SUS
fard com essas criangas? Terdo acesso a
aconselhamento genético? A fecundagdo in
vitro? Ou continuaremos permitindo que novas
geragdes enfrentem os mesmos desafios que
enfrentei?,
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Sim,, como cgifiador OL.I .responsével, Qual: . 2 - Sim, como cuidador. oy respo.n.sével, Qual:  4a_ N30 - Nio
. O Burosumabe trata a doenga, regulando a Burosumabe, Positivo e facilidades: Ndo gerou mais solugdo fosfatada e calcitriol, Positivo: pequeno
ou cuidador de . . . . B ~ ) . ;
. perda de fésforo do paciente. Dando qualidade deformidade nos ossos. Paciente ndo sente mais dores aumento no fésforo no sangue, Negativo: A
paciente de vida. nas pernas, estd mais bem disposto para realizar as solugdo fosfatada e os comprimidos de fésforo
03/02/2025 tarefas. Melhora no quadro clinico e nos resultados dos causam diarreia. Ndo eliminam a dor.
exames de sangue. sem efeitos colaterais., Negativo e Dificuldade para tomar o nimero elevado de
dificuldades: Nenhum resultado negativo. comprimidos todos os dias. Precisou fazer
cirurgias.
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32 - Sim, como profissional de saude, Qual: 42 - N3o - Nio

saude

03/02/2025

Alfacalcidol, Positivo: Pequena melhora em dor,
baixa resposta. , Negativo: Falta de redugdo de
fraturas, falta de melhora em dor e humor
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saude

03/02/2025

Positivo e facilidades: Relato de melhoria do paciente. A
administragdo da médica ao também ndo apresenta
dificuldades, Negativo e dificuldades:

Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econodmicos:
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 32 - Ndo 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de Essa medicagdo por uma melhora de condiges Burosumabe, Positivo e facilidades: Melhora nas dores,
. de saude deve ser incorporada ao sus para que melhora no crescimento infantil e melhora na posigdo dos
paciente seja de acesso para todos os que necessitam. ossos da perna, Negativo e dificuldades: Nado percebi
03/02/2025 pontos negativos
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: 32 - Sim, como profissional de saude, Qual: 42 - N3o 2 _N3o
saude Melhora na qualidade de vida, dor ossea e Burosumabe, Positivo e facilidades: Melhora das dores, Solugdo de fésforo e calcitriol , Positivo:
previne fraturas. fraturas, deformidades dsseas, melhora da qualidade de  Melhora parcial com muitos efeitos colaterais. ,

03/02/2025 vida. E crescimento em criangas. , Negativo e dificuldades: Negativo: Desistem do tratamento em

Nenhum. crianga.,
Profissionallde 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 -, Sim,, como profissional de satide, Qual:, Positivoe 32 - Ndo 42 - N3o 52_ N3o
saude facilidades: , Negativo e dificuldades:
03/02/2025
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2 Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 2 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 _ N30 52 _ N3o
ou cuidador de Os pacientes com XLH precisam ter acesso a Burosumabe, Positivo e facilidades: Eliminou dores, ndo Comprimidos de Fésforo e Calcitriol , Positivo:

. medicagdo que atua na causa da doencga. fez mais cirurgias. Diminui o cansago e esta uma pessoa Nenhum. N&o diminui dor. Continua tendo

paciente Eliminando a perda de fésforo. mais ativa. Resultados dos exames de sangue e urina deformidade nos ossos., Negativo: Nduseas,
03/02/2025 estdo bons. Facil administragdo. E somente uma aplicagio efeitos colaterais, baixo indice de fésforo no

sub cutanea., , Negativo e dificuldades: Nenhum resultado sangue. Ndo elimina a dor. Precisa tomar

negativo grande numero de comprimidos de Fésforo

diariamente. Deformidade 6ssea. Cirurgias de
Corregdo.,

Erofissionalle 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de saide, Qual: Burosumabe 32 - Ndo 2 _N3o 2 _N3o
satde Melhoria para assisténcia ao paciente . , Positivo e facilidades: Redugdo dos efeitos adversos,

Negativo e dificuldades:
03/02/2025
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32 - Sim, como profissional de saude, Qual:, 42 - N3o 52 N3o
saude Positivo: , Negativo:
03/02/2025
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual:, Positivo e 2 - Néao 42 - N3o 52 N3o
saude facilidades: , Negativo e dificuldades:
03/02/2025
Profissional de 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual:, Positivo e 2 - Sim, como profissional de satde, Qual:, a_N3o 52._ N3o
satde facilidades: , Negativo e dificuldades: Positivo: , Negativo:
03/02/2025
Praficsionsl dle 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Sim,, como profissional de satde, Qual: Burosumab, 32 - Ndo a_N3o 2 _N3o
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Contribuiu
como:

Profissional de
saude

03/02/2025

0, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
A hipofosfatemia ligada ao cromossomo X é
uma condig¢do desafiadora que, sem o
diagndstico e tratamento adequados na
infancia, pode levar a deformidades
significativas, dor cronica e fadiga debilitante
na vida adulta. No Brasil, muitos pacientes do
Sistema Unico de Saude (SUS) ndo tém acesso
a um diagndstico precoce, o que sublinha a
necessidade urgente de tratamentos eficazes
como o Burosumabe., , Beneficios do
Burosumabe, Eficicia comprovada:
Burosumabe tem demonstrado eficacia em
melhorar os niveis de fosfato sérico e a
reabsorc¢do renal de fosfato, aspectos criticos
para mitigar a progressao das deformidades
osseas., Melhoria na qualidade de vida:
Pacientes relatam redugdes significativas na
dor e fadiga, além de melhorias na fungdo fisica
e na capacidade de locomogdo, levando a uma
qualidade de vida substancialmente
melhorada., Importancia da continuidade: A
continuidade do tratamento é essencial para
manter os beneficios clinicos, conforme
estudos indicam que interrupgdes podem levar
a perda dos ganhos, mas sdo recuperaveis com
a retomada do tratamento., Impacto nos
pacientes do SUS, Para pacientes que ndo
tiveram acesso a um diagndstico precoce,
como os seus, o burosumabe oferece uma
nova esperanga. Mesmo em estagios
avancgados, o tratamento pode proporcionar
alivio significativo dos sintomas e melhoria na
qualidade de vida. Este medicamento pode ser
uma chave para transformar a trajetéria de
saude destes pacientes, minimizando a dor e a
fadiga e promovendo a fungdo fisica., , Em
suma, o Burosumabe representa uma
intervengdo médica valiosa para pacientes
adultos que sofrem de hipofosfatemia ligada
ao cromossomo X, especialmente aqueles que,
como seus pacientes, ndo tiveram acesso a um
tratamento adequado desde a infancia. A
introdugdo e manutencgdo deste tratamento no
SUS poderiam transformar vidas, oferecendo
uma segunda chance de bem-estar e
funcionalidade.

22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade:
22 - Sim,, como profissional de satude, Qual: Burosumabe 32 - Ndo

na faixa pediatrica. , Positivo e facilidades: Melhora da dor

cronica e que ndao melhorava com nenhum outro

medicamento, melhora da distancia de caminhada sem

dor, diminui¢do de complicagBes renais e odontoldgicas. ,

Negativo e dificuldades: Falta de acesso ao tratamento

aos pacientes adultos, necessidade de judicializar sempre

que surge um novo caso e conhecimento dos profissionais

de areas gerais sobre a doenga.

52 Estudos
econodmicos:

42 Evidéncias clinicas:

42 - S|LVA, Jodo, PEREIRA, 52-Nao
Maria, OLIVEIRA, Lucas. Real-

world data of Brazilian adults

with X-linked

hypophosphatemia (XLH)

treated with burosumab and
comparison with other

worldwide cohorts. Journal of

Rare Diseases, Sdo Paulo, v.

10, n. 2, p. 123-130, 2023.
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econodmicos:
Paciente 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32 - Sim, como paciente, Qual: Calcitriol e 42 - N3o 52 N3o
No outro tratamento disponivel para maiores Cépsula de Fosfato , Positivo: Ndo houve
03/02/2025 de 18 anos, ndo ha muita mudanga, sequer melhora nos sintomas de XLH, nos exames ndo
melhora dos sintomas do XLH, gostaria de constou diferenga também , Negativo: O
conseguir tomar a Borusomabe para ter tratamento de Calcitriol e Capsula de Fosfato
qualidade de vida, sem dores e problemas ndo trouxe melhoras nos sintomas do XLH
dentdrios
Profissional de 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2-Ndo a_Nio 2. N3o
satde Apesar de ainda ndo ter tido experiéncia clinica
com o medicamento avaliado, a incorporagdo
04/02/2025 da nova tecnologia permitira aos usudrios
acometidos uma opgdo terapéutica.
Profissionallde 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o
e Pela vasta experiéncia com pacientes de
doengas raras, é extremamente importante
04/02/2025 essa incorporagdo medicamento. Causara
impacto na vida dos pacientes que
conseguirem acesso por esse caminho. Via SUS
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: , Positivo e 32 - Sim, como profissional de saude, Qual:, 42 - N3o 52_ N3o
saude facilidades: , Negativo e dificuldades: Positivo: , Negativo:
04/02/2025
Prsifesional ¢l 2. Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2- Ndo a_N3o a_N3o
ik Diante das informagdes e estudos esse
medicamento dar uma sobre vida de
04/02/2025 longevidade ao paciente
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de satude, Qual: 32 - Sim, como profissional de satde, Qual: 42 - N3o 52 - N3o

saude

04/02/2025

Com a incorporagdo da medicagdo no SUS,
podemos atender um nimero maior de
pacientes, ainda que em estdgios iniciais,
facilitando a adesdo, minimizando os impactos
atuais e prevenindo complicagdes no futuro.

Burosumabe, Positivo e facilidades: O medicamento atua
na fisiopatologia da doenga, melhorando a condigdo
clinica de crescimento dsseo, reduzindo as deficiéncias
fisicas (principalmente baixa estatura e deformidades nos
membros inferiores) e calcificagdo insuficiente de ossos e
dentes, reduzindo a incidéncia aumentada de fraturas e
abscessos dentdrios. Além de reduzir as dores fisicas
importantes e muitas vezes incapacitantes que esses
pacientes sofrem, além do sofrimento psicoldgico e do
impacto direto em sua produtividade econémica e no
desenvolvimento de sua vida profissional e pessoal.
Inclusive agindo para que estes individuos tenham menos
complicagdes associadas a doenga na idade adulta. ,
Negativo e dificuldades: As dificuldades inerentes a
liberagdo do uso do medicamento atualmente, com
necessidade de laudos, processos, ajuste de idade, além
da necessidade do deslocamento para grandes centros a
fim de conseguir a medicagdo.

Solugéo fosfatada, as vezes com necessidade de
doses altissimas e reposi¢do de minerais. ,
Positivo: Pouca evolugdo nos exames
laboratoriais, com necessidade de doses cada
vez maiores, além de pouco impacto na
sobrevida , Negativo: AlteragGes gastricas e
esofdagicas, pouca adesdo devido custo,
dificuldade de degluticdo em criangas menores
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inido, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Eu acho muito importante que outras pessoas
tenha acesso ao medicamento,pois tem
ajudado muito meu filho no tratamento do
problema

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual:
Burosumabe, Positivo e facilidades: Ele ajudou muito na
saude do meu filho que toma essa medicagao,inclusive no
fortalecimento dos ossos, Negativo e dificuldades: Ndo
tem

32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
efeitos, facilidade, dificuldade: econodmicos:
32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 - N3o 52 N3o
Calcitriol,, Positivo: Paleativo, Negativo: Ndo

tem

Familiar, amigo
ou cuidador de

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
O uso do Burosumabe trouxe ganhos de
qualidade de vida, aumentando inclusive a

22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual:
Burosumabe, Positivo e facilidades: Sou mée e cuidadora
de paciente com XLH que atualmente esta em uso do

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:
Comprimidos de fdésforo, solugdo fosfatada e
calcitriol, Positivo: pequena melhora no fésforo

42 - Nao 2-Nao

paciente frequencia da minha filha na escola, devido a Burosumabe. Essa medicagdo mudou o curso da doenga  no sangue. , Negativo: Minha filha sentia dores
04/02/2025 ndo sentir mais dores, ndo realizar mais na minha filha. Ela ndo sente mais dores, ndo tem constantes, principalmente nas pernas. Tinha
cirurgias. A doenga nela estd melhor controle e  evolugdo de deformidades dsseas, sente-se disposta, nauseas e diarreia com o uso do fésforo. As
redugdo das sequelas. ativa, melhora nos resultado de exames de sangue, urina  pernas tinham deformidades, ndo ficavam
e avaliagdo clinica. Também tem a facilidade do paciente  alinhadas. Marcha n&o alinhada ao caminhar e
em aderir ao tratamento, pois se trata de apenas uma tombos frequentes ao correr. Parametros de
aplicagdo. Em contra partida, o outro tratamento exames de sangue e urina fora do esperado.
disponivel no SUS para adultos sdo mais de 30 Ndo controle da doenga.
comprimidos de fésforo por dia. , Negativo e dificuldades:
N&o vivenciamos nenhum resultado negativo com o
Burosumabe. Tivemos dificuldade de acesso ao
medicamento.
Paciente :!E - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 32 - Sim, como paciente, Qual: Calcitriol e 2 _ Minha filha faz uso do 2 _N3o
E muito importante ter no sus para os adultos, Burosomabe , Positivo e facilidades: Melhora muito fosfato, Positivo: Nenhuma melhora, ndo tem burosomabe a doenca esta
04/02/2025 pois para crianga ja € liberado esse significativa no tratamento da doenga, melhora muito a ponto positivo , Negativo: Esse medicamento controlada, melhorou muito a
medicamento faz toda a diferenga no qualidade de vida, Negativo e dificuldades: Nenhum ndo faz efeito nenhum ndo ajuda em nada na vida dela principalmente
tratamento dessa doenga que ndo tem cura. resultado negativo sé positivo doenca ajuda nas dores que s3o
Esse medicamento ajuda a controlar a doenga praticamente 24hr por dia
e melhora muito a qualidade de vida dos
pacientes.
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32 - Nio 2 _Nio 2 - N3o

saude

04/02/2025

Tive oportunidade, no internato, de observar
pacientes com XLH em uso do Burosumabe que
apresentou melhora significativa nos
parametros bioquimicos e radioldgicos.
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12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:
22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Minha

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
econodmicos:

Paciente 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 - N3o 52 N3o
Acredito que a possibilidade de tratamento experiéncia é com o burosumabe de 10 mg,no tratamento Tive experiéncia na infancia, usando fésforo
04/02/2025 com o burosumabe pode impactar da minha filha de 4 anos., Positivo e facilidades: Minha oral e também com inUmeras cirurgias
positivamente a vida de adultos portadores de  filha antes de usar o burosumabe ndo tinha forga ortopédicas , Positivo: nada positivo, Negativo:
XLH, prevenindo dores crénicas mesmo muscular, apresentava inimeras quedas ao caminhas, Tive experiéncia na infancia, usando fésforo
naqueles como eu, portadores de sequelas da  sentia dores e paresentava arqueamento importante nos  oral, que era administrado a cada 2 horas (um
doenga. Promovendo assim uma melhor mebros inferiores. Ha praticamente 2 anos e meio, em dificultador) e trazia desconfortos abdominais,
qualidade de vida na idade adulta e na velhice. uso do burosumabe, ela ja apresenta melhora como nauseas, vomitos e diarréia, Um
Livre de limitagdes sociais e de mobilidade. significativa, tanto clinicamente, quanto medicamento que ndo foi eficaz, pois apesar do
Sobre o custo da medicagdo ser onerosa para o laboratorialmente. Além da melhoria nas fungbes de vida  uso, precisei submeter-me a 17 cirurgias
Estado, acredito que sendo o XLH uma doenga  didria. Um tratamento que poderd livra-las das sequelas  ortopédicas (traumdticas) e apresento sequelas
rara, a incidéncia é pequena na populagédo, e as quais eu nad tive a oportunidade de evirar, pois a na estatura e na mobilidade. Também
portanto ndo ird significar muito junto aos medicagdo ndo existia. , Negativo e dificuldades: A falta administrei o fésforo na minha filha ainda
cofres publicos, ainda mais com a grande de um medicamento adequado, no meu caso, me bebé, sendo dificilimo a aceitagdo dela, pois o
arrecadacdo de impostos que existe no pais. acarretou 17 cirurgias ortopédicas e inimeras sequelas gosto é intragavel, causava diarreia
sociais, fisicas e motoras. Se eu tivesse a oportunidade de impossibilitando vida social..
usar o BUROSUMABE certamente minha qualidade de
vida seria outra hoje em dia, outra experiéncia negativa
foi em relagdo a minha filha de 4 anos, que mesmo sob
prescricdo do medicamento, por alguns meses ndo teve a
medicagdo disponivel pelo SUS. Atrasando o tratamento e
desenvolvimento motor dela.
Paciente 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. N3o 32 - Sim, como paciente, Qual: Calcitriol, 42 - N3o 52._ N3o
Acho de extrema importancia a incorporagao Positivo: , Negativo:
04/02/2025 do remédio no SUS para pacientes adultos visto
os relatos de pacientes que relatam a melhora
com o uso do farmaco. Eu como portadora do
XLH espero ansiosamente pela liberagdo para
todos os pacientes que necessitam
Pretiesiongl dle 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 32-Nao a_ N3o 2 _N3o
satde Todo e qualquer avango na ciéncia médica Burosumabe, Positivo e facilidades: Melhora
deve ser incorporado ao SUS . Todos devem ter osteometabolica, Negativo e dificuldades: Nenhum
04/02/2025 acesso aos avangos na area de saude
Profissional de 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Nao 2-Nao a_N3o a_N3o
saude
04/02/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 32 - Ndo a_N3o 2 _N3o
. O medicamento Burosumabe deve ser Burosumabe, Positivo e facilidades: A paciente sente
ou cuidador de o : . ;
. inserindo no SUS devido seu alto custo para o muitas dores e com o medicamento essas dores
paciente paciente adquirir, impossibilitando assim as desaparecem, Negativo e dificuldades: Quando a paciente
04/02/2025 familias mais desprovidas de numerdrios terem fica sem esse medicamento, a mesma sente muitas dores
acesso a0 mesmo e o medicamento em
questdo faz com que as dores dos pacientes
desaparecam com a administragdo dele.
Interessado no 2- N3o tenho opinido formada 2-Nao a-Nao a_Nio a_N3o

tema

04/02/2025
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32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas:

efeitos, facilidade, dificuldade:

Profissionallde 12.- Iqu.:f!cho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Nao 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o
saude Possibilitar o n.1elhor tratamento e conduta
para esses pacientes
04/02/2025
Paciente 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim, como paciente, Qual: Burusomab , Positivo e 2-N3o 42 - N3o 52_ N3o
Deveria ter mais medicag¢Ges, médicos, facilidades: No momento nenhum, pois estou em falta ha
04/02/2025 orientages em relagdo para com todas quase 2 anos, Negativo e dificuldades: A falta de acesso,
pessoas com deficiéncia. misis profissionais para atender a demanda
Padamia 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim, como paciente, Qual: Burosumabe, Positivo e 32 - Sim, como paciente, Qual: Pastilha de 42 - N3o a_N3o
Com a incorporagdo do Burosumabe ao SUS, o facilidades: Eu percebi uma melhora nas dores na perna  fésforo e Calcio, calcitriol e vitimas D, Positivo:
04/02/2025 acesso ao tratamento se torna mais facil para que eu sentia devido ao raquitismo hipofastemico ligado  Com o uso do medicamento de pastilha de
todas as idades. O raquitismo hipofosfatémico  ao cromossomo X, quando eu fiquei sem o uso do fosforo e calcio e do calcitriol, eu ndo notei
ndo tem cura, e pessoas como eu dependem medicamento, eu percebi que as dores voltavem, alem da muitas melhorias, muitas vezes sé perdia com
desse medicamento para melhorar a qualidade dificuldade de fazer longas caminhadas, Negativo e que eu pudesse fazer caminhas curtas sem
de vida. Sem ele, enfrentamos dificuldades dificuldades: Nenhum. sentir muitas dores., Negativo: Nenhum
para caminhar, praticar esportes e realizar
atividades do dia a dia. Com a liberagdo do
Burosumabe, pacientes com essa condi¢do
terdo a oportunidade de viver com mais
autonomia e bem-estar.
Organizagio da 12-Eu ac.ho que deye ser incor.porado no SUS, 22-Sim,, como c‘u.idador ou responsavel, Qual: . 32.- §i{n, como cuidador~ou re5|:l>onsével, Q'u'aI: 42 - N3o 2 _N3o
. L. Pela qualidade de vida dos pacientes com XLH.  Burosumab, Positivo e facilidades: Aumento na qualidade Calcitriol e suplementagdo de fésforo , Positivo:
Sociedade Civil ; ~ . . . . o " -
de vida, redugdo de dores, maior mobilidade., Negativo e  N&o identifico resultados positivos, Negativo: A
04/02/2025 dificuldades: Nao identifico resultados negativos. necessidade grande no volume de medicagdo
didria, mal estar gastrico pelo uso da
medicagdo, possibilidades de pedras no rim..
Padiana 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsével, Qual: 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: a_ N3o 2 _N3o
Esse medicamento é extremamente Burosumabe, Positivo e facilidades: Ndo sentiu as dores Vitamina D w fosforo porém ndo houve
04/02/2025 importante pois ele é o unico eficaz no na perna ao caminhar ndo sentiu fadiga e se sentiu melhorias, Positivo: Nenhuma, Negativo:
tratamento do XLH, tanto de adultos como de  muito.mais disposto, tenho sensagdo que até o modode Nenhuma
criangas. caminhar melhorou, Negativo e dificuldades: Nenhuma,
somente a falta do medicamento é negativo
Familiar, amigo a-Eu acho que de\’/e se.r incorporado no SUS, 2. Sim,, como cgifiador Olf .responsével, Qual: a. Si~m, clomo cuidafjc.)r ou r~esponsével., Qual: 42 _pN3o 52 _ N3o
ou cuidador de Este medicamento é muito bom no tratamento Burosumabe, Positivo e facilidades: Bom resultado, Solugdo fésforo , Positivo: Ndo teve muitos
. de criangas entdo acredito que em adultos Negativo e dificuldades: resultados positivos, Negativo:
paciente também terd um bom resultado na melhora da
04/02/2025 qualidade de vida do paciente
Familiar, amigo 2. Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.-Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 2.- Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: a_N3o 52_ N3o

ou cuidador de
paciente

04/02/2025

Medicamento é muito importante e o Unico
realmente eficaz no tratamento do XLH, tanto
de adultos como de criangas.

Burosumabe, Positivo e facilidades: Nao sentiu mais as
dores nas pernas para caminhar , Ndo sentiu fadiga se
sentindo mais disposto , Trazendo uma nova realidade
para a vida dele, Nao houve mais desvio dos ossos das
pernas , Permanecendo sem arqueamento , Negativo e
dificuldades: Nenhum

Sim vitamina d e fésforo em altas doses , Sem
melhorias e trazendo danos colaterais ao
organismo , Positivo: Com a vitamina d e
fésforo ndo vimos nada de positivo , Negativo:
Nenhum , Apenas sem resultado efetivo e risco
de danos colaterais
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04/02/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Os resultados da experiéncia de uso vdo de
encontro ao evidenciado no Relatdrio Técnico
da Conitec, no qual as evidéncias avaliadas
demonstraram eficécia do burosumabe.

dificuldade, outros efeitos:

22 -, Sim,, como profissional de satde, Qual:
Burosumabe.., Positivo e facilidades: A Secretaria do
Estado da Saude do Estado do Piaui disponibiliza
atualmente o medicamento Burosumabe para 04 (quatro)
pacientes. os quais tem bons progndsticos, alcangando as
metas terapéuticas desejaveis.Conforme relatério técnico
da CONITEC, as evidéncias avaliadas indicam que o
burosumabe demonstrou eficacia e seguranga, sendo uma
terapia eficaz no tratamento da HLX. Ele promoveu
melhorias nos niveis de fosforo sérico, na reabsor¢do
renal de fésforo e na redugdo da atividade dssea anormal,
resultando em uma diminuigdo na gravidade do
raquitismo. Quanto ao perfil de seguranca, o
medicamento pode ser considerado adequado, uma vez
que ndo aumentou de maneira significativa o risco de
eventos adversos gerais ou graves quando comparado ao
controle. No entanto, é relevante mencionar a ocorréncia
de reagBes no local da administragdo e artralgia. A
qualidade da evidéncia variou entre certeza baixa e muito
baixa para os desfechos avaliados. O valor de RCUI foi
estimado em aproximadamente RS 2,3 milhdes/QALY, e o
impacto orgamentario incremental no periodo de 5 anos
(2025-2029) foi calculado em cerca de RS 783,4 milhdes.,
Negativo e dificuldades: Ndo foram verificados resultados
negativos e dificuldades a partir da experiéncia com o
medicamento em avaliagdo.

efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, como profissional de satde, Qual: Ndo
tenho experiéncia com outras tecnologias, uma
vez que, conforme relatério da Conitec, ndo
foram detectadas na literatura tecnologias
potenciais para o tratamento da
hipofosfatemia ligada ao cromossomo X em
adultos., Positivo: Ndo tenho experiéncia com
outras tecnologias., Negativo: Ndo tenho
experiéncia com outras tecnologias.

42 - Ndo

econodmicos:

Profissional de
saude

04/02/2025

12 - Ndo acho que deve ser incorporado no
SUS, Muito caro

22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual:
burosumabe, Positivo e facilidades: Melhora de dor,
Negativo e dificuldades: Nenhum

32 - Sim, como profissional de saude, Qual:
Fosforo, Positivo: Pouco ou nenhum resultado,
Negativo: Intolerancia gastrointestinal

2 - Nao

2- Nao

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

04/02/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS

22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual:
Burosumabe, Positivo e facilidades: A crianga deixou de
ter as pernas tortas e parou de sentir dores. Esta se
desenvolvendo bem e ja até cresceu., Negativo e
dificuldades: A dificuldade em conseguir o medicamento.

32-Nao

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

04/02/2025

2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Deve ser incorporado no SUS, para todos os
pacientes g utilizam o medicamento no
tratamento.

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

04/02/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS

2. Ndo
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como:

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

04/02/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
A incorporacgdo desta medica¢do no PCDT do
SUS para esta doenga é de suma importancia
para os pacientes.

dificuldade, outros efeitos:
22 - Nio

efeitos, facilidade, dificuldade:
32-Nao 42 - Sem mais a declarar
tecnicamente.

econodmicos:

52 - Sem mais a declarar
ou acrescentar.

Profissional de
saude

04/02/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
A hipofosfatemia ligada ao cromossomo X é
uma doencga rara, progressiva e debilitante que
afeta a mineralizagdo 6ssea e esta associada a
dores crénicas, fraturas e reducdo significativa
da qualidade de vida dos pacientes., , Estudos
clinicos mostram que o burosumabe é capaz de
melhorar os niveis séricos de fésforo, promover
a mineralizagdo 6ssea e reduzir os sintomas
associados a doenca, melhorando a qualidade
de vida dos pacientes. A introdugdo do
burosumabe no SUS representa um avango
significativo no manejo dessa doenga rara,
oferecendo aos pacientes acesso a uma terapia
eficaz e baseada em evidéncias cientificas.

22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual:
Burosumabe, Positivo e facilidades: Pacientes com
raquitismo hipofosfatémico ligado ao X apresentaram
6tima resposta a medicagdo, com melhora nos exames
laboratoriais e nas deformidades em membros inferiores.,
Negativo e dificuldades: Nenhum efeito negativo

32 - Sim, como profissional de saude, Qual:
Tratamento convencional para raquitismo, com
calcitriol e fosfato, Positivo: , Negativo: Com o
tratamento convencional, utilizando calcitriol e
fosfato, muitos pacientes persistem com
deformidades importantes.

42 - Nao

Interessado no
tema

04/02/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Doengas raras sdo muito dificeis de se chegar a
um diagndstico e tratamento, e sdo muitas
doengas raras que para se obter o tratamento
é necessario a judicializagdo,solicitar um
processo para obten¢do do medicamento. Nos
pacientes adultos com XLH, temos diagndstico
e tratamento para patologia. A facilidade de
acesso do Burosumabe para os pacientes, leva
o paciente para uma melhora no quadro da
doenga e uma melhor qualidade de Vida.
Acredito ser menos oneroso ao Sistema de
Salde, e a redugdo dos custos diretos e
indiretos quando ha uma facilidade de
tratamento, quando ocorre a aquisi¢do do
medicamento pelo Ministerio da Saude., ,

Profissional de
saude

04/02/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Medicacao indispensavel aos pacientes que
precisam!

22 -, Sim,, como profissional de satde, Qual:
Burosumabe, Positivo e facilidades: Melhora da dor, da
funcionalidade, da fosfatemia, da nefrocalcinose ,
Negativo e dificuldades: Prego!

32 - Sim, como profissional de saude, Qual:
Calcio e fosfato, Positivo: Melhora dos niveis de
calcio e fosforo, Negativo: Nefrocalcinose com
doenca renal cronica, nefrolitiase

42 - N3o
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12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Meu filho

Familiar, amigo ‘ ‘ r : . 2 ado l, ( 3a. Sim,’corﬁo cuidador. og respon.sé.vel, Qual: 42 - N3o 52 N3o
idador de A qualidade de vida ao usa-lo é percebida ainda ja usou Fosfato em liquido e em comprimido, usou Fosfato liquido e comprimido, calcitriol, zinco e
ou (_:UI a nos primeiros meses. O paciente podera ter Calcitriol, porém foi uma medicagdo apenas paliativa, ndo vitamina D3., Positivo: Nenhuma melhora.,
paciente uma vida ser dores (melhora na qualidade de havendo melhora ao usa-las. Sentia dores e mal andava.  Negativo: Dor no estémago, dor nas pernas e
04/02/2025 vida). Apds o uso do Burosumabe a qualidade de vida dele diarréia.
melhorou significativamente, diminuiu as dores e tem
uma vida melhor., Positivo e facilidades: Antes do uso do
Burosumabe meu filho sentia muitas dores e mal
conseguia andar, ap6s o uso do desta medicagdo sua vida
melhorou significativamente., Negativo e dificuldades:
Com o fosfato e o Calcitriol meu filho reclamava
constantemente de dor no estémago. Tinha muitas
diarréias.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Sim,, como cu.fileador og .responsé\iel, Quél: 32-Ndo a_Nio 2 _N3o
. Burosumabe, Positivo e facilidades: Ndo sentiu fores nas
ou cuidador de ) ~ ) : A )
; pernas ao caminhar n3o sentiu fadiga e se sentiu mais
paciente disposto , Negativo e dificuldades: Nenhum
04/02/2025
Prsifesional ¢l 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.~ Sim, como paciente, Qual: Com o Burosumabe tenho 2 - Sim, como paciente, Qual: Suplementacdo  4a _ Relato de caso em anexo. 52 - N3o.
e Desde meu diagnotico aos 1 ano e meio realizei experiencia como paciente e profissional da saude., com calcitriol e fosfato., Positivo: Ndo ha
tratamentos convencionais e cirurgicos dificeis, Positivo e facilidades: Com o Burosumabe obtive uma nenhum ponto positivo., Negativo: Como
04/02/2025 me afetavam no dia a dia, psicologicamente, excelente adesdo, me trouxe vida novamente, alivio das paceinte durante a minha infancia e
fui zombada na escola varias vezes, com o dores, muita qualidade de vida, normalizou meus niveis adolescencia tentei suplementar varias vezes,
passar do tempo decidi fazer medicina para de fosforo, melhorou minha qualidade de massa ossea, nunca normalizava os niveis de fosforo, so
justamente ajudar os pacientes com XLH, com a melhora da mobilidade pude me desenvolver com  piorava minha qualidade de vida, meus ossos
desde que entrei na faculdade venho excelencia na vida academica. , Eu sou academica de entortavam mais, precisei de 12 cirurgias para
ensinando, divulgando, fechando novos medicina na UFPR, acompanho outros pacientes com XLH, tentar corrigir e mesmo assim os resultados
diagnosticos, conhecendo cada dia mais o que  noto a grande diferencga dos tratamentos, maioria dos foram negativos alem disso tinha uma baixa
esta doenga pode cursar, ha casos que me pacientes ndo fizeram a adesdo do tratamento com adesdo ao tratamento convencional devido ter
deixam tristes, situagdes muito avangadas, Burosumabe devido processos negados, percebo que com uma intolerancia gastrica grande ao fosforo
tendo minhas duas perspectivas afirmo o o tratamento convencional ndo ha nenhum resultado com irritagdo intestinal. , Como profissional da
Burosumabe sem duvidas melhor tratamento  positivo., Negativo e dificuldades: Como paciente saude enfrentamos dificuldades de realizar e
e 0 mais adequado, tras tantos beneficios e utilizando o Burosumabe ndo tenho pontos negativos a proporcionar tratamento de equidade aos
previne novas sequelas. Deixo anexado meu descrever. pacientes devido o governo ndo liberar e nem
relato de caso qual foi premiado pelo CFM no aprovar este tratamento, ha estudos suficientes
concurso raros em 2023. que mostram excelentes resultados, notamos
na pratica clinica o sofrimento com o
tratamento convencional. Tratamento
convencional totalmente inviavel prescrever,
ndo ha nenhum beneficio.
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: 32-Ndo a_N3o 2 _N3o

saude

04/02/2025

Burosumabe, Positivo e facilidades: Evitar que o paciente
evolua para uma doenga renal crénica ou outras
comorbidades, Negativo e dificuldades: Nenhum

Pagina 63 de 70






Contribuiu

12 Opinido, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,

como:

Profissional de
saude

04/02/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Esse medicamento vai trazer uma quantidade
de vida aos pacientes em questdo e uma vida
mais digna e autonomia para essas pessoas

dificuldade, outros efeitos:

22 - Sim,, como profissional de satde, Qual:
Burosumabe, Positivo e facilidades: Mais qualidade de
vida aos pacientes , Negativo e dificuldades: Ndo houve

efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, como profissional de saude, Qual:
Cirdrgico porém bem complicado para a
populagdo em geral , Positivo: Sdo muito
eficazes porém escassa méo de obra

profissional capacitada e ferramentas ofertadas

pelo Sus, Negativo: Dificuldade em ter
profissionais capacitados

Profissional de
saude

04/02/2025

2. Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Devemos ter alternativas mais modernas para
essa doenga que é rara.

Profissional de
saude

04/02/2025

2., Sim,, como profissional de saude, Qual:
Burosumabe, Positivo e facilidades: Melhoria na rigidez
corporal e fungdo fisica, e relato de redugdo de dor e
fadiga., Negativo e dificuldades: Ndo relatado.

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Melhora significativa de qualidade de vida,
fadiga, cansago, melhora do déficit de
crescimento

22 - Sim,, como profissional de satde, Qual: Burosumab,
Positivo e facilidades: Controle de hipofosfatemia e
melhora significativa de qualidade de vida, , Negativo e
dificuldades: Acesso a medicagdo aos que necessitam.

32 - Sim, como profissional de saude, Qual:
Calcitriol, Positivo: , Negativo:

42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
econodmicos:
42 - N3o 52- Nio
2-Ndo 2-Ndo

32 - Sim, como profissional de saude, Qual:
Metabolitos/ andlogo de fosfato e Vit D,
Positivo: Ndo se aplica , Negativo: Terapia de
reposicao, dificil manejo e a adesdo tem que
ser muito bem incentivado

2 - - Brandi ML, Jan de Beur 2-Nio
S, Briot K, Carpenter T,
Cheong HI, Cohen-Solal M,
Crowley RK, Eastell R,
Imanishi Y, Imel EA, Ing SW,
Insogna K, Ito N, Javaid K,
Kamenicky P, Keen R, Kubota
T, Lachmann RH, Perwad F,
Pitukcheewanont P, Portale
A, Ralston SH, Tanaka H,
Weber TJ, Yoo HW, Sun W,
Williams A, Nixon A, Takeuchi
Y. Efficacy of Burosumab in
Adults with X-linked
Hypophosphatemia (XLH): A
Post Hoc Subgroup Analysis of
a Randomized Double-Blind
Placebo-Controlled Phase 3
Study. Calcif Tissue Int. 2022
Oct, 111(4):409-418. doi:
10.1007/s00223-022-01006-
7. Epub 2022 Aug 4. PMID:

35927518., -
https://doi.org/10.1093/jbmr
pl/ziad001,
Familiar, amigo 2 —.Eu acho que. dev.e ser incorporado no SUS, 2-Ndo 2-Ndo 42 - Nao 52 Nao
. Creio g uma maior divulgagdo dos resultados
ou cuidador de o =
. positivos e esclarecer a populagdo desse
paciente tratamento, minha amiga s6 conseguiu pq ela
04/02/2025 estudou bastante sobre o assunto,é uma
pessoa esclarecida,dai,quem ndo tem
conhecimento fica sem nem saber desse
tratamento.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o

ou cuidador de
paciente

04/02/2025
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como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econodmicos:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo 42 - N3o 52 - N3o

Familiar, amigo . S
Deve ser disponibilizado para adultos tambem

ou cuidador de

paciente

04/02/2025

Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incprporado no SUS,  22-Sim,, como cu.id'ador ou.r.esponsével, Qual: . 32.- §i{n, como cgidador ou respons.é‘vel, Qual: 2 - Como responsavel, estou 3 - RaaaEmEs 8

o B G Meu Estado, Santa Catarina, incorporou a Burosumabe , Positivo e facilidades: Melhora na qualidade Calcitriol e Solugdo de Fosfato., Positivo: disponivel para auxiliar e dar  medicagdo via SUS /SC e
aciente distribuicdo do medicamento e o tratamento de vida., Negativo e dificuldades: Atraso na entrega do Paliativo. , Negativo: Ndo houve uma melhora o, depoimento a respeito st easliin 8o [MEs

P tem dado a meu filho resultados muito bons. medicamento. na qualidade de vida de meu filho. Com o do tratamento com envolvemos com a

04/02/2025 Burosumabe ele estd tendo resultados muito ENrosumaney questdo econémica do

bons no crescimento, diminuiu as dores 6sseas
entre outras situa¢des condizentes com a

medicamento.

doenca.
a. i a_ N3 a_Nj3 ~ ~
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser |ncor.pc~>ra€|o nc.> SUS, 22-Nao 32-Nao a . N3o 2 - N3o
. Para as pessoas com essa condi¢do é muito
ou cuidador de h o
. importante que seja incorporado no SUS.
paciente
04/02/2025
a. i a_Nj3 a_- N3 - ~
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS Nao Ndo 42 - N3o 52_ N3o
ou cuidador de
paciente
04/02/2025
a. i a_gj i 4 . a_-Nj3 ~ ~
Interessado no 12 Eu.acho que ([ieve ser |ncorpora(.:|9 no SUS, 22-Sim,, como c.Lfldador ou responsavel, Qual: 32-Ndo a_N3o 2 _N3o
tema 0O medicamento é extremamente eficiente no burosumab, Positivo e facilidades: controle da doenga,
tratamento da doencga, interrompendo o eliminagdo total dos sintomas e sequelas., Negativo e
04/02/2025 processo degenerativo. Ndo hd outro dificuldades: valor elevado no varejo e iscasses.
medicamento capaz de tratar esses pacientes.
O valor é demasiadamente elevado,
impossibilitando os pacientes de adquiri-lo.
Organizagio da 1? - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como p.erissiona.I .de saljlde, Qual:. N 32 - Sim, comq profislsional de S:I-,!L'J.dE, Qua.|:. . 42 - Vide em anexo o 52 - N3o.
Sociedade Civil Vlc%efm anexo o documento que representaa  Burosumabe., Pgsmvo e fafcmda.d(.es. f‘osologlaﬁfacn, Formula de sais de fc,>sf.ato, calcitriol., Positivo:  45cumento que representa a
opinido dos membros do Departamento de embora o uso seja por meio de injecdo subcutanea a Melhora do quadro &lgico bem como das opinigo dos membros do
04/02/2025 Metabolismo Osseo e Mineral. aplicagdo é intervalada em 4 semanas. Melhora do quadro deformidades éssea em longo prazo., Negativo: Departamento de
de dor e qualidade de vida., Negativo e dificuldades: A Intolerancia gastrintestinal, nefrocalcinose, Metabolismo Osseo e Mineral.
experiéncia com a medicagdo é pequena, mas ndo tive hiperparatireoidismo secundario, manutengdo
experiéncia negativa. da hipofosfatemia e dificuldade para adeséo.
. a. i a_ Sj issi Y . a_ N3 - ~
Profissional de Eu acho que deve ser incorporado no SUS - Sim,, cor?no pro.fl.ssmnal de saude, Qual: . N3o a_N3o a_N3o
, Hipofosfatemia, Positivo e facilidades: , Negativo e
saude o
dificuldades:
04/02/2025
a_ i a_ N3 a_Nj3 x =
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32 - Nio 2 _Nio 2 N3o

E um remédio muito importante para ajudar a

ou cuidador de ) ) ) .
vida de muitos pacientes que precisam

paciente

04/02/2025
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como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econodmicos:
a. i a_ N3 a_sj i 4 . - ~
Familiar, amigo 12 EuachoquedevgsennaxpomdothU§, 22 - Ndo 3 .ancomOCQMadorourespmwavd,Qum., 42 - N3o 52 N3o
. Importante para pacientes, que na maioria ndo Positivo: , Negativo:
ou cuidador de ) e
. possui condigBes financeiras para o alto custo.
paciente
04/02/2025
. . a. i a_Nj3 a_ N3 .
Familiar, amigo 1 Euachoqqedevesef@cmmoradonoSUS, 22 - Ndo 32-Nado a_N3o 2 _N3o
. Medicamento importantissimo para uma
ou cuidador de - o )
. condigdo rara e muito inacessivel aos
paciente portadores. E de extrema importancia esse
04/02/2025 auxilio.

. a. i a_ Sj issi Y . a_gj issi ¥ . - ~
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 -, Sim,, como ;.)r.oflssmnél. de saude, Qual: ) 3 Slmicomo Prof|55|9nal Qe saude, 0'.l.Ja|. 42 - N3o 52_ N3o
saude Burosumabe, Positivo e facilidades: Melhora da dor éssea. Reposi¢do de fésforo, vitamina D, Positivo:

Redugdo de fraturas. Melhora na qualidade de vida, Pouco controle da doenga , Negativo: Baixa
04/02/2025 Negativo e dificuldades: Custo elevado aderéncia. Nauseas
Paciente 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2. Sim,, como p.)hofissionzf\l.de saude, Qual: 2-N3o a_Nio a_N3o
Burosumabe, Positivo e facilidades: Melhora da
04/02/2025 hipofosfatemia, Negativo e dificuldades: Dificuldade de
acesso
a. . a. o - . ) a_ci o . . B .
Profissional de 12 'Eu acho qug d.eve ser incorporado no SlUS, 2 ,'S.lm,, com? profissional de saudet, QuaI: I'3urosumabe 32 - Sim, como proflsgonal de saLide, Qu.jsll.. 42 - N3o 2 _N3o
saude A hipofosfatemia ligada ao cromossomo X é , Positivo e facilidades: melhora dos niveis séricos de Fosfato em comprimido ou solugdo , Positivo:
uma doenga rara, progressiva e debilitante que fdsforo, promove a mineralizagdo éssea e reduz os Elevagdo muito discreta dos niveis séricos de
04/02/2025 afeta a mineralizagdo dssea e estd associadaa  sintomas associados a doenga, melhorando a qualidade fosforo , Negativo: Sdo necessarias varias doses
dores crénicas, fraturas e reducgdo significativa  de vida dos pacientes., Negativo e dificuldades: Nenhum  ao dia, ndo normaliza os niveis de fésforo,
da qualidade de vida dos pacientes., A resultado negativo muitos efeitos colaterais
introdugdo do burosumabe no SUS representa
um avango significativo no manejo dessa
doenga rara, oferecendo aos pacientes acesso a
uma terapia eficaz e baseada em evidéncias
cientificas.
a_ H a_ gj eci Y . a_N3 ~ ~
Profissional de 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS .,.Slm,, co!'rjno profissional de sau’de., Ql:la.|. Burosu’mab, N3o a_Nio a_Nio
satde Positivo e facilidades: melhora os niveis séricos de fésforo,
promove a mineralizagdo éssea e reduzir os sintomas
04/02/2025 associados a doenga, melhorando a qualidade de vida dos
pacientes., , Negativo e dificuldades:
- . a. i a_gj i 4 . a_- N3 ~ .
Familiar, amigo 12-Eu acho que de\l/e se.r |nc9rpora.do noSUS, 22-Sim,, como ctflfjador Olf 'responsavel, Qual: 32-Ndo a_N3o 2 _N3o
. Este medicamento é muito eficaz e importante  Burosumabe, Positivo e facilidades: Os resultados foram
ou cuidador de A ) o - ; i
. para os pacientes com XLH, tanto criangas positivos pois as dores cessaram, Negativo e dificuldades:
paciente como adultos, retirando as dores dsseas e Nenhuma experiéncia negativa com o Burosumabe
04/02/2025 melhorando a qualidade de vida e as outras
sequelas da doenga.

- a. i a_Nj3 a_ N3 - ~

Profissionallde 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo N&do 42 - N3o 52 N3o

saude

04/02/2025
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efeitos, facilidade, dificuldade:
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Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Nao 42 - N3o 2_ Nio
saude
04/02/2025
Prsifesional ¢l 2- Eu acho que deve ser in.coreorado no .SUS, 2. Sim,, como p.)r.oﬁssionél. de saude, Qual:. 32.- Sim:como pr,ofissional d(.i s.al]de, (?.l.Ja|: 42 - N3o a_N3o
ik A melhora do acesso a medicagdo possibilitao  Burosumabe, Positivo e facilidades: Melhora importante ~ Reposigdo com fésforo e calcitriol, Positivo:
tratamento de adultos que muitas vezes da dor e consequentemente da qualidade de vida, Discreta melhora da dor, Negativo: Aumento
04/02/2025 apresentam dores incapacitantes. Melhorando  Negativo e dificuldades: Acesso a medicagdo dos efeitos colaterais como nefrocalcinose e
assim a qualidade de vida e a insergdo social. hiperparatireoidismo
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Nao a_N3o 2 _N3o
saude
04/02/2025
Organizagio da 12 - Eu acho que (lieve ser ilncorporado noSUS, 22-Sim,, como ctfifiador Olf .responsa'vel, Qual: ) 32 - Sim, como cui(‘ia~dor ou rles.ponsével, Qual:  4a_nN3o 2 - N3o
Sociedade Civil Este tratamento é o que ha de melhor para Burozumabe, Positivo e facilidades: O burosumabe é uma Apenas com reposigdo de célcio e outros que
esta condigdo, tanto é assim que j3a esta terapia inovadora para hipofosfatemia ligada ao X (XLH),  n&o tratam de forma satisfatéria as causas da
04/02/2025 incorporado ao SUS para pacientes até antes uma doenga genética que afeta os niveis de fosfato e a doenga e ndo evita sua progressao , Positivo:
de completar 18 anos. Portanto, pacientes com saude 6ssea. Estudos clinicos, como o de Insogna et al., Nada de forma a ser efetivamente
18 anos ou mais merecem ter acesso ao evidenciam que, apds 24 semanas de tratamento, 94,1%  considerada., Negativo: Auséncia de resultados
mesmo tratamento ou ainda evitar a sua dos pacientes alcangaram niveis normais de fosfato sérico, satisfatérios e a progressdo da doenca
interrupgdo quando completar esta idade. comparados a 7,6% no grupo placebo. Além disso, houve
um aumento de 16,8 vezes na taxa de cura de fraturas nos
pacientes tratados. O burosumabe tem um perfil de
seguranca favordvel, com eventos adversos leves a
moderados semelhantes ao placebo, sem evidéncia de
hipercalcemia ou progressdo de nefrocalcinose. A inclusdo
do burosumabe no SUS para adultos com XLH é essencial
para proporcionar um tratamento eficaz e seguro,
melhorando a saude e a qualidade de vida desses
pacientes, além de prevenir complicages graves
associadas a condigdo., Negativo e dificuldades: Nenhum
Profissional de 2. Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2, Sim,, como profissional de saide, Qual: 2.-N3o 42 - Artigo: Benefit of a_N3o
saude Deve ter Buromosumab, Positivo e facilidades: Existe um real burosumab in adults with X-
beneficio no uso desse medicamento para doengas linked hypophosphataemia
04/02/2025 relativamente comuns, Negativo e dificuldades: O preco

(XLH) is maintained with long-
term treatment
(http://dx.doi.org/10.
1136/rmdopen-2022-
002676), Artigo: Real-world
data of Brazilian adults with X-
linked hypophosphatemia
(XLH) treated with
burosumab and comparison
with other worldwide cohorts
(https://doi.org/10.1002/mgg
3.2387),

muitas vezes é impeditivo para o paciente
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12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS

dificuldade, outros efeitos:
22 - Nio

efeitos, facilidade, dificuldade:
32-Nio

econodmicos:

Interessado no 42 -N3o 52 - Ndo
tema
04/02/2025
o a. . 2 o - . . a_c . | . . .
Profissional de . Eu acho ?ue deve ser incorporado no SUS, , Sim,, como [;.)r.oflssmnzﬁl. de saude, Qual: o 32-Sim, comf) profls.smn.al de sau’de, Qual: 42 - N3o 52_ N3o
saude A incorporagdo do Burosumabe no arsenal Burosumabe, Positivo e facilidades: Melhora consideravel Suplementagdo de vitamina D e fésforo,
terapéutico, sobretudo para aqueles casos em  do quadro clinico de pacientes com hipofosfatemia ligada Positivo: Atenuam os efeitos do curso natural
04/02/2025 que as medidas iniciais ndo sdo suficientes ao cromossomo X tanto adultos quanto adolescentes., da doenga, Negativo: Alguns pacientes ndo
contribui para que nossos pacientes com essa Negativo e dificuldades: Custo extremamente elevado conseguem ter seu quadro clinico totalmente
condigdo rara possam ter uma qualidade de para o paciente bancar por conta prépria e dificuldades controlado apenas com suplementagdo de
vida melhor e um tratamento digno. juridicas para se conseguir via liminar judicial fosforo e vitamina D
a. i a_Nj3 a_Nj3 = .
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser !ncorporado n9 S.US, 22 - Ndo 32-Nao a_ N3o 2 _N3o
. Para que todos os acometidos tenha o direito
ou cuidador de
; ao uso.
paciente
04/02/2025
- a. i a_Nj3 a_Nj3 . .
Profissional de ) I.Eu acho que deve ser mcorpora(lio. no SUS, Nao Nao a_N3o 2_N3o
, Ha Literatura comprovando o beneficio da
saude ; o
droga imunobioldgica (burosumabe) na
04/02/2025 doenca. Logo, é dever do Estado garantir o
acesso ao povo brasileiro que a necessita. Além
disso, outras doengas com tratamento de alto
custo possuem suas drogas liberadas, portanto
ndo podemos selecionar entre as doengas qual
é digna de tratamento ou ndo.
Profissionallde 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2-Ndo 42 - Nao tenho contribuicio 52_ N3o
ek Pela gravidade da sit? dis pprtadores desta nestenivel
patologia e perspectiva que seu uso.precoce
04/02/2025 possa impefdir graves sequelad.
a. i a_Nj3 a_Nj3 ~ .
Profissional de 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS Ndo Nao a . N3o 2 - N3o

saude
04/02/2025
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Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Nao 42 - Benefit of burosumab in 52 - Ndo
saude A hipofosf.a.temia ligada a0 sexo é uma doenga adults with X-linked,
rara e deblll.tante, quer seja pelo hypophosphataemia (XLH) is
04/02/2025 com.p.rometlmento' mu~scular e.fratur~a de maintained with long-- term
fragilidade. A medicagdo em discussdo pode treatment. Kamenicky P, et al.
trazer gualidade de vida aos pacientes nessa RMD Open 2023, 9:2002676.
condigdo. doi:10.1136/rmdopen-2022-
002676, 1, Real-- world data
of Brazilian adults with X--
linked, hypophosphatemia
(XLH) treated with
burosumab and comparison
with other worldwide
cohorts. Mol Genet Genomic
Med. 2024, 12:e2387.
Familiar, amigo %ﬁ-EuachoquedeveserMcoquadonoSUS, 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de E um tratamento essencial para quem sofre
_ desta doenga. O tratamento é caro e de dificil
paciente acesso na saude publica.
04/02/2025
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Nao 2-Nao a_N3o 52_ N3o
ou cuidador de
paciente
04/02/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Nao 2-Ndo 42 - N3o 52_ N3o
ou cuidador de Medicamento importante para a evolugdo do
. paciente. E que o SUS deve incorporar esse
paciente medicamento.,
04/02/2025
Prefesiongl el 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2. Ndo 2-Ndo a - N3o 2 - N3o
saude
04/02/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2-Ndo a_N3o 2 _N3o
ou cuidador de
paciente
04/02/2025
12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Ndo a_N3o 2 _N3o

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

04/02/2025
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Contribuiu

12 Opinido, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,

como:

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

04/02/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
O burosumabe é um medicamento que pode
ser usado para tratar a hipofosfatemia ligada
ao cromossomo X em adultos. A
hipofosfatemia ligada ao cromossomo X é uma
doenga rara que afeta os ossos e a qualidade
de vida dos pacientes. Todo medicamento que
possa auxiliar na redugdo das dores e melhora
da qualidade de vida deve ser oportunizado a
todos os cidaddos que convivem com essa
condigdo.

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

04/02/2025

Profissional de
saude

04/02/2025

dificuldade, outros efeitos:

22 - Nao

2 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Eu como responsavel por uma crianga que faz
uso da medicagdo e tbm fui diagnosticada com
a doenga, anseio fazer o tratamento para uma
melhor qualidade de vida, assim como vejo
resultados positivos na vida do meu filho, mas

que o SUS ndo faz o fornecimento para adultos.

efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, como profissional de satide, Qual: Sou
Personal Trainer e tenho uma cliente com faz
uso dos suplementos de fosforo para tratar a
hipofosfatemia ligada ao cromossomo X. ,
Positivo: O suplemento fésforo ndo tem se
mostrado eficaz para o tratamento, sendo
necessario estudar o uso de novas estratégias
para redugdo das dores e melhora da qualidade
de vida de todos os pacientes que sofrem desta
condi¢do., Negativo: O suplemento fésforo ndo
tem se mostrado eficaz para o tratamento,
sendo necessario estudar o uso de novas
estratégias para redugdo das dores e melhora
da qualidade de vida de todos os pacientes que
sofrem desta condigdo.

2- Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual:
Burosumabe., Positivo e facilidades: Melhora dos
sintomas da doenga., Negativo e dificuldades: Nenhum.

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Estudos com bom nivel de evidéncia e
recomendagdo quanto aos dados de seguranca
e eficacia sobre o uso de burosumabe em
pacientes adultos com XLH.

2-Ndo

22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual:
Burosumabe, Positivo e facilidades: Importante melhora
clinica do paciente (redugdo das dores cronicas, melhora
da mobilidade, do equilibrio, da qualidade de vida).,
Normalizagdo das concentragdes séricas e urinarias de
fosfato, concentragdes séricas de calcitriol e fosfatase
alcalina., Negativo e dificuldades: Morosidade de acesso
do burosumabe pelo SUS e frequente desabastecimento
do medicamento, obrigando os pacientes a ficarem
periodos longos sem a medicagdo.

32 - Sim, como profissional de saude, Qual:
Calcitriol, sais de fosfato, Positivo: Melhora
parcial das dores crénicas e da forga muscular.,
Negativo: Ndo corrige as concentragdes séricas
e urinarias de fosfato., Evolugdo das
deformidades esqueléticas, necessidades de
intervengdes cirurgicas ortopédicas para
corregdo das deformidades.

Interessado no
tema

04/02/2025

2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Ha um grande numero de doengas raras que
ndo possuem diagnostico e tratamento,
levando ao sofrimento muitas pessoas . Para o
XLH temos diagndstico e tratamento com
burosumabe , A incorporagdo desta tecnologia
facilitara o acesso ao tratamento impactando a
qualidade de vida

2. Ndo

42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
econodmicos:
42 - N3o 52 - N3o
42 - Nao 52 - Ndo
42 - Sim. Envio documento. 2.-N3o
2-Nao 2-Nédo
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