Contribuicdes da Consulta Publica - Formuldrio ATS - Larotrectinibe pacientes pediatricos tumores sélidos localmente
avancados ou metastaticos positivos NTRK - 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:
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Nao 32 - Ndo 42 - N3o a_N3o
ou cuidador de Relatos de pais de paciente que recebeu o
. medicamento e a melhora foi simplesmente
paciente maravilhosa , E esse medicamento é a nossa
10/06/2025 esperanca de vida para os meninos com
Duchenne.
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_NAO 2_NAO
salde GANI-IIO IMPRESCINDIVEL AOS PACIENTES LAROTRECTINIBE, Positivo e facilidades: PACIENTE QUIMIOTERAPIAI CONVENCIONAL, Positivo:
PEDIATRICOS COM TUMORES CEREBRAIS PORTADOR DE GLIOMA DE SISTEMA NERVOSO CENTRAL, ACESSO MAIS FACIL, Negativo:
11/06/2025 COM MUTACAO DE NTRK, COM PROGRESSAO DE REFRATARIEDADE NOS CASOS DOSPACIENTES
DOENGCA CARACTERIZANDO REFRATRIEDADE AO COM NTRK POSITIVO
ESQUEMA CONVENCIONAL DE QUIMIOTERAPIA, INICIOU
LAROTRECTINIBE POR MEIOS DE DOAGAO E EXAUSTIVA
CAMPANHA DA FAMILIA, E APRESENTOU RESPOSTA
SURPREENDENTE JA AO 12 CICLO ., Negativo e
dificuldades: DIFICULDADE NO ACESSO A MEDICAGAO,
PELO CUSTO, E ATRASO NO INiCIO DA TERAPIA.
Praifesional] ¢l 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Nao 2-Nao a_Nio a_ N3o

saude

11/06/2025

O larotrectinibe ja tem seguranca e beneficio
comprovados nos pacientes com fusdes NTRK.
A incorporacgdo desta medicagdo é
imprescindivel para melhorar o desfecho dos
pacientes brasileiros elegiveis ao uso. Por
tratar-se de cenario restrito (casos localmente
avangados ou metastaticos, com comprovagdo
da fusdo molecular), o uso seria selecionado
para poucos casos, o que ndo teria impacto
financeiro limitante ao SUS, ja o impacto para
a sobrevida dos pacientes, além de qualidade
de vida, seria enorme. Os pacientes
oncoldgicos pediatricos tratados no SUS
merecem ter acesso as terapias disponiveis
comprovadamente efetivas para que tenham
as mesmas chances de cura que os pacientes
da saude suplementar ou de paises
desenvolvidos.
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12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

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

Profissional de 32 - Sim, como profissional de satde, Qual: As 42 - n3o 52_n3o
ide Temos evidéncias robustas e suficientes para Larotrectinibe, Positivo e facilidades: Minha experiéncia respostas clinicas ao tratamento de sarcomas,
sau justificar a incorporagdo, seja sob o ponto de com o produto se deu por meio da minha atual posigao gliomas cerebrais malignos e neuroblastomas
11/06/2025 vista cientifico, humano ou de como Coordenador do Comité Brasileiro de Medicinade  avangados e refratdrios ao tratamento
farmacoeconomia. Além disso, diferentemente Precisdo da Sociedade Brasileira de Oncologia Pediatrica  convencional sdo bastante limitadas. Essas
do que frequentemente se observa nos (SOBOPE). Como coordenador desse grupo, que trata terapias envolvem alta morbidade, incluindo
tratamentos de precisdo voltados ao publico especificamente de terapias de precisdo, como é o caso quimioterapia citotoxica, radioterapia e
adulto, estamos tratando aqui de um grupo da medicagdo em questdo, temos discutido transplantes autélogos de medula dssea. As
muito pequeno de criangas elegiveis, com peso frequentemente, em nossos tumor boards, a excelente cirurgias de ressecgdo completa, especialmente
corporal inferior ao dos adultos — o que resposta observada em pacientes com tumores cerebrais, nos casos de sarcomas e tumores cerebrais,
também reduz significativamente o custo total  sarcomas e neuroblastoma, portadores de neoplasias podem ser mutilantes tanto do ponto de vista
do tratamento por paciente., , NTRK-fusionadas, refratarias e progressivas, que ndo funcional quanto estético., , As complica¢es
responderam as terapias padrdo de quimioterapia e do tratamento padrdo — como internagdes
radioterapia., Nas discussdes desses casos entre prolongadas para controle de infecgdes,
especialistas e em molecular tumor boards, ficou evidente transfusdes de hemocomponentes, didrias em
a resposta clinica obtida na grande maioria dos pacientes  unidades de terapia intensiva, além do
tratados com larotrectinibe nesse contexto. Apds 30 anos  absenteismo escolar da crianga e laboral dos
de atuagdo na oncologia, passei a testemunhar casos de  pais — sdo bastante frequentes., , Mas,
pacientes que certamente evoluiriam a 6bito com a sobretudo, a auséncia de boa resposta aos
doenca, apresentarem remissdo completa com o uso da tratamentos convencionais e o maior risco de
medicagdo., Para buscarmos evidéncias cientificas que Obito ou de sequelas tardias representam um
sustentassem esses achados clinicos que vinhamos dos aspectos mais dificeis na condugdo desses
observando, nosso grupo publicou uma série de casos casos, especialmente quando sabemos da
brasileiros tratados com larotrectinibe (17 casos existéncia de terapias-alvo com inibidores de
pediatricos) na revista JCO Precision Oncology. Nossos NTRK, que oferecem desfechos mais favoraveis
dados recapitulam, em cenario de vida real, as excelentes e com menos efeitos adversos agudos.,
taxas de resposta e remissdo observadas nos estudos Positivo: Rapida resposta quando do inicio da
pivotais., Como oncologista pediatrico e professor terapia, menor necessidade de internagao para
Universitario, tendo a disposicdo uma medicagdo de tratamento de complicacoes, uso de
eficacia comprovada, considerando o numero reduzido de medicamento oral, sem necessidade de cateter
casos elegiveis por ano no Brasil e o elevado custo das e de picar a crianga, sem efeitos de
multiplas linhas de tratamento convencional quimioterapia como vomitos, febre e queda da
(quimioterapia, radioterapia, cirurgias e internagdes em imunidade, , Negativo: a dificuldade de se
UTI, transfusdes, atbs, antiftgicos) frequentemente com manter o uso da medicacdo, quando é
desfecho desfavoravel, sou absolutamente favoravel a comprada pela saude suplementar ou pelos
incorporagdo da droga. A meu ver, os dados atuais, prodrpios familiares
oriundos de estudos tipo basket e de fases 1 e 2, ja que se
trata de uma condigdo tdo rara que inviabiliza estudos
fase 3 ,oferecem suporte claro e consistente para essa
incorporagdo., Negativo e dificuldades: Os eventros
adversos observados foram discretos, quase sempre 1 ou
2, que ndo levaram a necessidade de suspensdo da droga
ou mudanga de terapia
Paciente 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 2-Nao 42 - Nao 52_ Nao
Desejo muito emagrecer e ter saude
10/06/2025
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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: econdmicos:
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Ndo 32 - Sim, como profissional de satude, Qual: 42 - N3o 52_ N3o
saude Como oncologista pediatrica me defronto com Quimioterapia convencional, Positivo: A
criangas pequenas com tumores cerebrais de quimioterapia convencional consegue atingir
11/06/2025 alto grau (como Gliomas de alto grau e um controle da doenga, porém eventualmente
fibrossarcomas) que tem a fusdo NTRK. ndo consegue curar. Tumores que ndo sao
Sabemos que a quimioterapia convencional passiveis de serem operados devido a alta
pode ndo permitir a cura dessas criangas. morbidade ou por provocar desfiguragdo
Eventualmente submetemos criangas a acabam ndo sendo curados., Negativo: A
cirurgias devastadoras como amputagdo de quimioterapia convencional tem uma série de
membros (como no caso do fibrossarcoma) efeitos colaterais bem conhecidos, como
porque ndo dispomos dessa medicagdo no SUS mielossupressao, ndusea e vomitos,
e sabemos que quimioterapia ndo é capaz infertilidade etc. Em certos tumores com a
eventualmente de remitir a doenca. Lactentes fusdo NTRK elas ndo sdo capazes de remitir a
com gliomas de alto grau tem tumores doenga.
volumosos, as vezes ocupando mais da metade
do cranio, onde a cirurgia para resseccao total
é impossivel, o que ja diminui sua sobrevida. A
existéncia de uma medicagdo alvo pode ser
uma esperanga para criangas com tumores tdo
agressivos em fase tdo precoce das suas vidas.
Praiesional] ¢l 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: 2-Ni3o 42 - Nao 52 Nao
e Essencial para o tratamento Larotrectinibe , Positivo e facilidades: Nelgora clinca em
pacientes refratarios, Negativo e dificuldades: Nao
11/06/2025 identifiquei
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Ndo 2 _N3o 2 _ Nio
saude
11/06/2025
Pedan 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Sim, como paciente, Qual: Bupropiona ansitec 32-Nao 2 _N3o a_Nio
fluoxetina , Positivo e facilidades: Pouca ajuda, Negativo
11/06/2025 e dificuldades: Muita ansiedade, compulsdo alimentar,
busca por carboidratos.
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: 32 - Sim, como profissional de satude, Qual: 42 - Nao 52_ Nao

saude

12/06/2025

Pode ser a Unica chance de cura para esses
pacientes

Larotrectinibe, Positivo e facilidades: Acompanhei, ndo
como médica responsavel mas em discussoes, 0 sucesso
de uma crianga com sarcoma em uso da droga, Negativo e
dificuldades: A crianga teve muito sucesso no tratamento,
porém temos dificuldade em testar os candidatos a droga
€ no avesso a mesma

Quimioterapia convencional que para a maioria
dos casos metastaticos ou recidivados ndo é
suficiente , Positivo: Acima, Negativo: Falha de
resposta
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Profissionallde 12 - Eu acho que deve setj incorporado no SUS, 22 -, Sim.,, como pr‘o.fissional.d.e saude, Qual: Com’o - 2 - Ndo 42 - N3o 52 N3o
saude Poder oferecer esse medicamento para outras  larotrectinobe, Positivo e facilidades: Meu nome é Lucélia
criangas , sou oncologista pediatrica no hospital da crianga de
13/06/2025 Brasilia, estou tratando uma crianga de 2 anos com
larotrectinibe Como droga alvo para nefroma
mesoblastico, essa medicagdo salvou a crianga da morte,
estdvamos sem opgdes terapéuticas e a crianga em Franca
progressao tumoral , assim que descobrimos que o menor
tinha o marcador que o medicamento faria efeito,
iniciamos, criancga teve excelente resposta . Essa droga
fara diferenga na oncologia pediatrica , , Negativo e
dificuldades: Nenhum
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de satude, Qual: 32 - Sim, como profissional de saude, Qual:, 42 - N3o 52 N3o
salde Os resultados sdo muito superiores ao tto Larotrctinibe, Positivo e facilidades: , Negativo e Positivo: , Negativo:
convencional dificuldades:
13/06/2025
Prsifesional ¢l 2. El:l acho que deve ser in.corporadAo n.o SU~S, 2-Nao 2 - Si.m, com.o profissiqnal de sau.d.e, Qual: 42 - N3o 2 _N3o
satde Acredito que do ponto de vista econémico ndo Quimioterapia convencional., Positivo: Pode
trara grande impacto, uma vez que o haver resposta em algumas doengas, mas em
13/06/2025 medicamento serd indicado para uma parcela casos refratarios ter o larotrectinibe como
minima da populagdo pediatrica que possui possibilidade pode realmente ser crucial para a
esse alvo terapéutico., sobrevida de criangas com tumores NTRK
fusionados., Negativo: Toxicidade da
quimioterapia convencional: mieloablagdo,
mucosite, infecgdes.
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: 2 _N3o a_N3o
saude Mais do que o valor de um medicamento, esta  Larotrectinibe, Positivo e facilidades: Paciente com Quimioterapia com baixa resposta e piora do
o valor da vida de uma crianga!, Sera utilizado  sarcoma indiferenciado intracardiaco em recém-nascido,  paciente levando ao 6bito, Positivo: Resposta
13/06/2025 para casos raros com NTRK positivo irressecavel, sem resposta a 2 ciclos de quimioterapia parcial ndo sustentada da quimioterapia
convencional, com identificagdo de NTRK, iniciou com convencional, Negativo: Baixa resposta além do
larotrectinibe com redugdo do tumor para metade do efeito colateral de grau elevado da
tamanho apds 1 més e manutengdo da redugdo quimioterapia convencional
progressiva nos meses seguintes., Ndo teve efeito
colateral nenhum que possa ser classificado com grau
maior que 2, Negativo e dificuldades: Demora para
conseguir a medicagdo judicialmente e o valor alto do
custo para a familia conseguir manter
Peciania 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Nao 32-Nao a_Nio a_Nio
Pra que todos tenham acesso a mais uma
15/06/2025 opg¢do de tratamento
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 52_n3o

saude

16/06/2025

Medicamento que proporciona chances de
cura pata tumores raros e de dificil tratamento,
ampliando as possibilidades de cura com
menos efeito adverso.

Larotrectinibe, Positivo e facilidades: Excelente resposta
ao tratamento tumor raro que apresentava baixa resposta
com quimioterapia convencional., Negativo e
dificuldades: Nao tive resultados negativos.

Quimioterapia convencional, Positivo: Pobre
resposta ao tratamento, Negativo: Reagdes
adversas da quimioterapia, imunossupressao,
neutropenia febril
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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: economicos:
Profissionallde 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32 - Sim, como profissional de satde, Qual: 42 - N3o 52 N3o
saude Quimioterapia tradicional , Positivo:
Disponibilidade no SUS (coberto pela APAC),
16/06/2025 Negativo: Aumento da toxicidade (tais como
toxicidade hematoldgica, nefrotoxicidade,
Cardio toxicidade) com consequente aumento
de intercorréncias clinicas.
Profissional de 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: 32 - Sim, como profissional de satude, Qual: 42 - N3o a_ N3o
saude Medicamento menos téxico com melhor Larotrectinibe, Positivo e facilidades: Remissdo da doenga, Quimioterapia convencional , Positivo:
resposta do que a quimioterapia convencional. cura da doenga, melhor qualidade de vida aos pacientes., Remissdo da doenga, Negativo: Muita
17/06/2025 Negativo e dificuldades: N3o tive toxicidade, mortalidade relacionada ao
tratamento, recidiva da doenga.
Profissionallde 1§-FuaEhoquedeveseHnaxpomdonoSpS, 22 - Ndo 32-Nao 42 - N3o 52 N3o
. Medicagdo que pode mudar o curso evolutivo
saude
de doenga
17/06/2025
Profissional de 2. Euacho que .deve ser in.co.rporado no SUS, a., Sim,., :I:omo pr.c>.fissional.<.1e saude, Qual: . 2-Nio a_N3o 2_ N3o
, Sdo tumores malignos de dificil tratamento e Larotrectinibe, Positivo e facilidades: Sem complicagdes,
saude e P o
cura, a possibilidade de uso de uma droga alvo  amplo respaldo cientifico de publicagGes internacionais,
17/06/2025 modifica o curso natural da doenga, previne Negativo e dificuldades: Ausente
mortes e melhora a qualidade de vida dos
pacientes
IRieressds [e 2- Eu acho que deve ser incorpAorado no SUS, 2- Ndo 2-Nao a_N3o a_ N3o
ENE Produto para o tratamento de cancer
pediatrico em pacientes que apresentam uma
17/06/2025 mutagdo genética especifica. Sdo pouquissimos
pacientes potenciais, para os poucos que
apresentam a mutagdo o produto é muda
completamente o curso da doenga para
melhor. Me parece o tipo de tecnologia que
ndo ird onerar substancialmente o sistema
publico, mas pode representar a esperanga de
vida para algumas criangas. Me parece uma
questdo de humanidade antes de qualquer
coisa.
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32 - Ndo 2 _N3o 2 _N3o

tema

17/06/2025
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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: economicos:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de satude, Qual: 32 - Ndo 42 - N3o 52 - N3o
Larotrectinibe € um medicamento de precisdo  Larotrectinib, Positivo e facilidades: Pacientes tiveram
para pacientes com tumores solidos positivos 6timos resultado com tratamento com Larotrectinibe,
17/06/2025 para fusdo de gene NTRK (incluindo pacientes  Negativo e dificuldades: Ndo ha

pediatricos), apresentando baixa toxicidade

(baixa incidéncia de eventos colaterais sérios).

Este medicamento com certeza podera

beneficiar muitos pacientes pediatricos que

tem este tipo de cancer mas ndo tem

condig@es financeiras de arcar com o

tratamento.

Profissional de
saude

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2-Nao 42 - N3o 52 N3o
Todo medicamento para tratamento de

tumores em pacientes pediatricos deve ser

17/06/2025 incorporado ao SUS para ampliar o acesso a

todos os Brasileiros.

Interessado no
tema

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Nao 2-Nao a

Interessado no 2- N3o 2. N3o
tema

18/06/2025

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 a_N3o

Larotrectinibe, Positivo e facilidades: Positivos, Negativo e Positivo: , Negativo:

salde dificuldades: Dificuldade no acesso
18/06/2025
el me 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32 - Ndo 2 _N3o a_Nio

Deve ser incorporado pela importancia e

Sl qualidade do medicamento, na intengdo de
18/06/2025 salvar mais vidas!
Profissional de 12-Eu tho que deve ser incorpot.'afif) noSuUS, 22 -.,‘Sim,, como profissional de satde, Qual: Iarot[ectinib, 32-Sim, como profissional de S?Qde, Qu.'?‘lf 42 - N3o 52 N3o
saude Droga eficaz em doencga sem possibilidade Positivo e facilidades: resposta ao uso com remissdo de Outras terapias sem resposta clinica, Positivo:
terapéutica doenga de paciente, Negativo e dificuldades: nenhum nenhuma, Negativo: toxicidade hematoldgica
18/06/2025
Praifesional ¢l 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 32-Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:  4a _ 50 52 _n3o
R 0 encontro de fusdo NTRK(+) e raro, mas o LAROTRECTINIBE, Positivo e facilidades: TRATAMENTO CE CISPLATINA , CARBOPLATINA , Positivo:
tratamento apresenta resposta diferenciada, CARCINOMA EPIDERMOIDE DE CABEGA E PESCOCO EM EXCELENTE RESPOSTA COMO DROGA ALVO
18/06/2025 profunda e duradoura PACIENTE JOVEM , DE 21 ANOS, RESISTENTE A 2 LINHAS  ESPECIFICA , Negativo: CUSTO DA MEDICAGCAO

DE PLATINANTE , E QUE APRESENTOU FUSAO DO GENE . MEDICAGAO NAO TEM APAC PARA
NTRK., Negativo e dificuldades: DIFICULDADES PARA A TRATAMENTO NO SERVICO PUBLICO
REALIZACAO DO TESTE NTRK +, DIFICULDADE PARA

ACESSO AO TRATAMENTO , TEMPO DE DEMORA PARA O

RESULTADO DO TESTE DE FUSAO NTRK
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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: economicos:
Profissional de 12.- Eu.ach~o q’ue deve ser incorpf)rado noSUS, 22- ,.Sim,, com9 profission.al de saude, Ql{al: Larotrectinib 32 - Si.m, comp proﬁssiqnal de saL?de, Qual: 42 - N3o 52_ N3o
saude A medicagdo é extremamente eficaz e segura, , Positivo e facilidades: Paciente com metdstase pulmonar Quimioterapia convencional, Positivo:
E indicada apenas aqueles casos com fusoes de nefroma mesoblastico, inoperavel. O uso do Nenhum, Negativo: Efeitos adversos tais como
19/06/2025 ntrk, portanto representa uma pequena medicamento permitiu a remissdo total da doenga., neutropenia febril e carditoxicidade, além de
parcela dos tumores pediatricos, modifica o Negativo e dificuldades: Nenhuma nenhuma resposta a terapia
prognostico da doenca para o paciente e ndo
impacta negativamente e financeiramente o
Sus.,
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: 2 _N3o 2 _Nio
il Criangas com tumores que possuem a fusdo, Larotrectinibe , Positivo e facilidades: Resposta excelente  Quimioterapico, radioterapia e cirurgias que
teria chance de cura, e ndo precisariam ser com resolugdo da neoplasia, sem morbidade ao paciente, mutilantes o paciente , Positivo: A cirurgia
19/06/2025 submetidas a quimioterapias com toxicidade e  Negativo e dificuldades: Prego o que inviabiliza o uso combinada com a quimioterapia para tentar
chance de complicag@es graves e 6bito, assim curar., Negativo: Baixa resposta a
como a cirurgias mutilantes e nem sempre quimioterapia, cirurgias que mutilam e
obtém ressecagdo completa. recorréncia da doenga
Profissional de 19-Egach?quedeveégrm?orpqadonoSUS, 29-,Snj”Fonu)pﬁ#hsbna!gesaude,Qu?h 3§;5yn,como;ﬂoﬁsﬁqnaldesa@ée,Quah 42 - N3o 52 N3o
saude A medicagdo larotrectinibe é efetiva para larotrectinibe, Positivo e facilidades: redugdo tumoral quimioterapia convencional , Positivo: resposta
tumores com fusdo de NTRK positiva, de facil completa, Negativo e dificuldades: nenhum tumoral , Negativo: internagdes mais
20/06/2025 tolerancia e com poucos efeitos adversos. frequentes e prolongadas por efeitos adversos
da quimioterapia
~ ) a. o - . ) 9. & - . ) B -
Profissional de 12 EL'J acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, SII’T‘I,', 'como perlSSlonal .d.e saude, Qual: . 3 : Sl.m, comp profl.sslonal de sa:ude, Qual: 2 _N3o a_Nio
il Terapia alvo consegue resultados melhores Larotrectinibe , Positivo e facilidades: Excelente terapia Quimioterapia, Positivo: Redugdo do tumor,
com menor toxicidade. alvo pra cancer pediatrico., Negativo e dificuldades: Negativo: Muita toxicidade e pior resultado na
20/06/2025 Nenhum redugdo do tumor em relagdo ao larotrectinibe
. a. i - 22_Nj a_gj i 4 . ~ ~
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, - 22 - Ndo 3 .SmLc?mocuMadorgureépmmayg,Qum. 42 - N3o 52 N3o
saude Quimioterapicos convencionais , Positivo:
Pouca resposta , Negativo: Pouca resposta e
20/06/2025 progressdo de doenga
a_N53 : a_N3 a_gj i 3 . ~ ~
el me 2- Ndo acho que deve ser incorporado no SUS Ndo .§|m, como c.wdador ou responsavel, Qual:, 4a_ N30 a_Nio
Positivo: , Negativo:
tema
20/06/2025
- a. i a_N3 2a_N3 x <
Profissional de Eu acho que deve ser incorporado no SUS Nao N&o 42 - N3o 52_ N3o

saude

20/06/2025
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Contribuiu
como:

0, comentario:

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

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

Profissional de
saude

20/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Em casos selecionados, onde ha obvio
beneficio do seu uso (comprovado
molecularmente), estou convencida que o
beneficio para todos o sistema de saude é
evidente. Mesmo em se tratando de uma
medicagdo de alto custo, serdo pouquissimos
pacientes com indicagdo, mas serao os
pacientes que também demandardo do
sistema de satide um alto custo devido a todas
as complicagBes ja expostas. Portanto, o
beneficio ndo se trata apenas de menor
sofrimento ao paciente, mas redugdo de uma
demanda ao servigco de saude como um todo e
ainda, manter os pais da crianga como
cidadGes economicamente ativos pois poderdo
continuar trabalhando e produzindo de volta
para a sociedade.,

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual:
Larotrectinibe, Positivo e facilidades: A experiencia foi
com uma paciente minha de 2 anos com sarcoma ndo
rabdomiossarcoma intracraniano. Ao diagnostico ela
vinha muito emagrecida e com muitos vomitos por causa
do tumor. Como era um tumor inoperdavel devido a
localizagdo, ela iniciou quimioterapia com ifosfamida e
doxorrubicina. Foram meses dificeis, chegou a receber 3-4
ciclos sempre apresentando muitos efeitos colaterais
inclusive infecciosas devido a periodos longos de
neutropenia. Ndo conseguia sair do hospital, davamos
alta e voltava em seguida por intercorréncias. Foi entdo
que recebemos o resultado do NTRK positivo e pedimos
Larotrectinibe. Demorou a receber o remédio devido a
burocracias com o convénio, mas apds o seu inicio a
crianga nunca mais internou! Trata-se de uma medicagdo
oral, que ela recebe no conforto da sua casa sem
necessidade de viajar para grandes centros, sem
interromper atividades escolares, sem os pais precisarem
parar de trabalhar para poder acompanhar seu filho em
internagdes. A doenga da paciente em questdo respondeu
bem ao uso da medicagdo com redugdo do tumor, ela
ganhou peso, parou de vomitar. A paciente que é do
interior da Bahia, vem agora em consultas mensais,
voltando a suas atividade habituais, escola e familia. Esse
caso ainda é mais marcante para mim pois ao longo do
seu tratamento seu pai também adoeceu e acabou
falecendo com carcinoma renal. Ndo consigo imaginar a
dor dessa mae de ter que cuidar e perder o marido no
meio do tratamento oncolégico da sua filha. A
preocupacdo do pai no seu leito de morte era justo com o
acesso da sua filha ao medicamento, ja que eles
perderiam o convénio apds seu falecimento. Ele resistiu
arduamente por meses, sem duvida nenhuma, por causa
da sua filha, para que ela tivesse a chance que ele ndo
teve de sobreviver a um cancer., Negativo e dificuldades:
A maior dificuldade sem ddvida nenhuma é quanto ao
acesso ao medicamento. Mesmo com planos de saude,
muitos medicamentos novos ainda nao estdo no rol dos
planos para acesso e isso acaba dificultando a
disponibilidade da droga para o paciente. A crianga ndo
teve efeitos colaterais que eu possa me lembrar.

32 - Sim, como profissional de satde, Qual:
quimioterapia como ifosfamida e
doxorrubicina, em outros casos tive a
experiencia da radioterapia, que para essa
crianga ndo pensamos devido a grandes efeitos
colaterais devido a idade., Positivo: Neste caso
especifico, ndo vi muitos beneficios da
quimioterapia, mas eventualmente em alguns
casos ja redugdo do volume tumoral na
tentativa de torna-lo passivel de ressecgdo
cirurgica por exemplo, Negativo: Os efeitos
colaterais da quimioterapia sdo inUmeros, com
péssima qualidade de vida: vomitos, diarréia,
neutropenia febril e eventuais sepses,
mucosites para citar alguns deles. E preciso
passar cateter de longa permanencia o que
gera muitos outros problemas (ida a centro
cirurgico, risco de infecgdes e outras
intercorrencias). Eventualemtne essas
intercorrencias podem ser graves a ponto de
necessitar suporte de UTI. Enfim, o custo
hospitalar é alto e precisa ser considerado, sem
falar o sofrimento do paciente e familia.

Profissional de
saude

20/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Medicagdo com eficacia e seguranga. Reduz
intercorréncias e internagdes. Libera leito de
hospital pra quem realmente precisa.

22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual:
Larotrectinibe, Positivo e facilidades: Pcte com resposta a
medicagdo sem nenhuma intercorréncia clinica e
nenhuma internagdo., Negativo e dificuldades:
Dificuldade em conseguir a medicagdo.

32 - Sim, como profissional de saude, Qual:
Quimioterapia conveniconal, Positivo: Alguns
pctes respondem a quimioterapia
convencional., Negativo: Baixa taxa de resposta
em segunda linha, toxicidade alta, muitos dias
de internagdo com vdrias passagens em uti.

42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
economicos:

42 - Acredito que tenham 52-Ndo

acesso a toda a literatura

cientifica que respalde o uso

do larotrectinibe baseado em

evidéncias.

42 - Nao 2-Nao
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Contribuiu
como:

Profissional de
saude

12 Opiniao, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Necessidade de terapias alternativas para
pacientes pediatricos com cancer refratdrios a

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

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

32 - Sim, como profissional de satde, Qual:
Quimioterapicos, Positivo: Cura da doenga ,
Negativo: Toxicidade

42 Evidéncias clinicas:

42 - No momento nao

52 Estudos
economicos:

52 - No momento nao

20/06/2025 terapia com quimioterdpicos
- a. i a_Nj3 a_ N3 - ~
Organizacio da Eu acho que deve ser incorporado no SUS, Nao Nao 42 - N3o 52_ N3o
. . Todo medicamento novo que venha para
Sociedade Civil
melhorar o tratamento de alguma doenca e
20/06/2025 aumentar a chances de cura dos pacientes,
devem ser incorporados ao tratamento.
a. i a_Nj3 a_N3 ~ ~
el me 1’— Eu ach.o que deve ser |rjc.orp0ra.1do no SUS, 22-Nao 32-Ndo 2 _N3o 2 _N3o
E um medicamento necessario a criangas em
tema A )
tratamento de cancer, assim sendo deve ser
20/06/2025 fornecido pelo SUS, pelo fato de grande parte
da populagdo ndo poder comprar o mesmo
a. i a_Nj3 2a_N3 = ~
Interessado no 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS Ndo Nao 42 - N3o 52 N3o

tema

20/06/2025
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Contribuiu
como:

0, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

dificuldade, outros efeitos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

Interessado no
tema

20/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
"Sou mde de uma crianga com cancer, e por
isto convivo com muitas ""Oncomaes"" que me
contam a felicidade de terem usado esta
medicagdo nos casos de criangas com fusdo do
gene NTRK, e o quanto o tratamento foi eficaz
e sem toxicidade. E é como farmcéutica que
venho trazer minha visdo técnica, de como este
tipo de terapias alvo, onde o tratamento pode
ser feito de forma oral, sem o desconforto de
perfuragdes e o gasto de materiais de uso
endovenoso, deve ser visto como o futuro da
terapia oncoldgica. Como profissional de
instituigdo privada, que lida com orgamentos
restritos, tenho a certeza que se vocés
colocarem na ponta do lapis o custo deste
medicamento versus todo o gasto de possiveis
intercorréncias por: infecgGes, flebites e até
mesmo tromboses que podem levar a
internagdes por causas secundarias, além dos
custos de materiais, pessoal e leitos, para
realizagdo de infusdo endovenosa, certamente
sera evidenciado um gasto financeiro atrativo,
bem como, qualidade de vida dos pacientes
pediatricos que o fardo no conforto de seus
lares, e isto ndo tem prego. Infelizmente para
o tipo de cancer de minha filha, ainda ndo se
tem a sorte de uma medicagdo assim, e é como
oncomde que venho pedir um olhar humano
dos avaliadores técnicos, pois esta nas maos de
vocés fazer com que criangas, que tem uma
vida inteira pela frente, possam ter acesso no
privado e no publico, a esta béngdo da
farmacologia, que ja demonstrou sua eficacia e
sua seguranca ao longo dos ultimos anos,
evidenciado por relatérios médicos
compartilhado com vocés. Que Deus ilumine o
raciocinio de vocés, e abengoe suas vidas. "

22 - Nao

efeitos, facilidade, dificuldade:

Profissional de
saude

20/06/2025

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
O medicamento é extremamente eficaz, com
um tempo de atuagdo rapido. Os pacientes que
apresentam dor relacionada a localizagdo do
tumor, apresentam melhora rapida do
sintoma, proporcionando assim étima
qualidade de vida. Consequentemente
melhoram os habitos alimentares, evitando
assim os efeitos indesejaveis da subnutrigdo.
Criangas em idade escolar podem retornar as
suas atividades escolares a medida em que
apresentam melhora do seu quadro clinico.

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual:
Larotrectinibe, Positivo e facilidades: Otima resposta com
o tratamento realizado, sem efeitos colaterais e com um
efeito de atuagdo bastante rapido. O paciente
apresentava dor de forte intensidade relacionada ao
tumor e apresentou melhora importante do sintoma logo
no inicio do tratamento. , Negativo e dificuldades:
Dificuldade grande relacionada ao altissimo custo do
medicamento e ndo disponivel pelo sus

2 .- Sim, como profissional de saude, Qual:
Procedimento cirurgico , Positivo: Nenhum
resultado, pois ndo houve melhora do quadro
clinico do paciente, Negativo: Procedimento foi
cirurgico e ndo foi possivel realizar a ressecgdo
completa da lesdo, sendo que houve
progressao da doenga rapidamente, associado
ao atraso em propiciar outra modalidade de
tratamento a qual ndo estava disponivel pelo
sus

42 - Ndo 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: economicos:
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Nao 42 - N3o 52 N3o
tema
20/06/2025
Familiar, amigo 2- Euacho que Fleve ser incorporado no SUS, 22 - S.ir.n, como. Paciente, Qua.I: Retirada dg tumor maligno 32 - Ndo 42 - N3o 52_ N3o
. Passar por uma situagdo de saiide como o , Positivo e facilidades: Reemissdo , Negativo e
ou cuidador de N B - . e
. Cancer é devastador, eu mesmo ja passei pela  dificuldades: Nenhuma
paciente situagdo 2 vezes felizmente tive a sorte de
20/06/2025 descobrir cedo e tive a oportunidade de retirar
o tumor maligno. Mas temos casos onde
precisamos apostar nos medicamentos e
gostaria de ter a sorte de ter a possibilidade de
uma droga alvo a disposi¢do., Como é de uso
oral, isto faz com que a crianga/paciente ndo
precise ir a ambiente hospitalar, nem ficar
levando agulhadas periodicamente. E que
drogas alvo, como o préprio nome diz, por
irem direto a raiz do problema (sdo atraidas
pelas células com mutagdo) sdo bem mais
eficazes e com efeitos colaterais minimos.
Familiar, amigo 12.- Eu.acho que deve ser incF)rpo~rado no SUS, 2.- Ndo 2-Ndo 2 _N3o a_Nio
. Gostaria de ter acesso a medicagdo para
ou cuidador de N
K tratamento de cancer, uso oral sem a
paciente necessidade de hospital e agulhas
20/06/2025
Interessado no 12 - Eu acho que dew‘s ser incor.porad’o‘no SUS, 22-Ndo 32-Ndo 42 - n3o 52 _n3o
tema Tenho um pessoa (crianga) muito préxima
passando por um tratamento de cancer e vejo
20/06/2025 a importancia de ter uma droga alvo a
disposi¢do., Também o fato de ser uma droga
de uso oral, fazendo com que a crianga ndo
precise ir ao ambiente hospitalar e ndo tome
picadas a todo momento, isso se torna ainda
mais relevante., por ser droga-alvo, vao direto
a raiz do problema, sendo mais eficazes e com
efeitos colaterais bem menores.
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS a - .Sim,, como cuidad.or.o.u rgsponsével, Qual:, Positiv.o e 32 —.S.im, como cyidador ou responsavel, Qual:, 4a_ N30 a_ N3o
. facilidades: Melhora significativa no tratamento, Negativo Positivo: , Negativo:
ou cuidador de o
- e dificuldades:
paciente
20/06/2025
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2-Nao 42 - N3o 52 N3o

saude

20/06/2025

As criangas tém o direito de receber o melhor
tratamento pelo SUS, afinal de contas é direito
do cidaddo o acesso pleno a saude.
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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: , Positivo e

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

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:

Profissional de ) " I - - ; - > 42 - Ndo 52 - Ndo
saude Melhorar tratamento de criangas com cancer facilidades: , Negativo e dificuldades: Sorafenibe , Positivo: Contensdo da doenga,
Negativo:
20/06/2025
- . a. i a_Nj3 a. -
Familiar, amigo Eu acho que deve ser incorporado no SUS Nao Nao 42 - N3o 52_ N3o
ou cuidador de
paciente
20/06/2025
a ) A NE -~ . . .
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Nao l; .tS.|m, cc'>\lmo i.wdador ou responsavel, Qual:, 2 _N3o 2 _N3o
. ositivo: , Negativo:
ou cuidador de :
paciente
20/06/2025
_ a._ i a_ N3 a_ N3
Profissional de Eu acho que deve ser incorporado no SUS Ndo Nao a - N3o 2 - N3o
saude
20/06/2025
. . a._ i a_gj i 4 Vi i a. ~
Familiar, amigo Eu acho que deve ser incorporado no SUS .S.lm,, con?c.> cuidador ou re’sp.or.nsavel, Qual: Vltrakyl, N3o a_N3o 52 N3o
. Positivo e facilidades: Alta eficdcia independente do tipo
ou cuidador de A
- de tumor, taxas elevadas de resposta, uso em pacientes
paciente pediatricos e adultos, via oral, evita cirurgias, Negativo e
20/06/2025 dificuldades: Custo elevado, dificuldade de acesso,
burocracia regulatéria
Q. . a. o - . . a_q . . . B
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser mcorporac-io noSUS, 22-,Sim, como prof|§s.|onal de‘s.aude, Qu:fﬂ. 32-Sim, como Proﬁssmnal de §aude, Q‘uAaI. - 42 - N3o 2 _N3o
satde Tratando-se de tumores raros em criangas que  LAROTRECTINIBE, Positivo e facilidades: Criangas com Como oncopediatra temos muita experiéncia
ainda tem décadas de expectativa de vida, seu  tumores que tem fusdo do gene NTRK e ndo respondem a com esquemas de quimioterapia e
21/06/2025 uso torna-se absolutamente custo-efetivo. quimioterapia, nem a radioterapia, nem sdo passiveis de  radioterapia, mas estes rarissimos tumores
ressecgdo cirurgica, podem ser curados com pediatricos nao respondem nem a radioterapia,
Larotrectinibe., Negativo e dificuldades: O unico resultado nem a quimioterapia, apenas a inibigdo
negativo é a falta de acesso a pesquisa da alteragdo molecular do gene NTRK com larotrectinibe.,
molecular especifica e a medicagao. Positivo: Nenhum resultado positivo com
outras estratégias terapéuticas., Negativo:
Nenhuma experiéncia negativa com
larotrectinibe.
. . a. i a_gj i 4 - Fi a_gj i 4 . - ~
Familiar, amigo Eu acho que deve ser incorporado no SUS, Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Filha Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 _ N30 52_ N3o

ou cuidador de
paciente

21/06/2025

A decisdo é do médico.

tratando um tumor sélido no protocolo do
neuroblastoma, buscando terapias-alvo, Positivo e
facilidades: Tratando no particular, ndo tenho dificuldade
em achar as medicages que minha filha precisa. Gostaria
que todas as criangas brasileiras tivessem a mesma
facilidade., Negativo e dificuldades: Acompanho maes que
tratam pelo SUs e ndo conseguem medicagdes a tempo.
Os médicos que sabem a melhor medicagdo para cada
crianga.

Protocolo nacional para neuroblastoma,
Positivo: Minha filha esta em remissdo,
Negativo: Ndo tenho resultados negativos pois
eu tenho acesso ao que for necessario, o que
ndo é a realidade do pais todo.
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32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
efeitos, facilidade, dificuldade: econdmicos:
12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo 42 - N3o 52 - N3o
Tenho parente préximo passando por
tratamento de cancer e gostaria de ter a
felicidade de ter a possibilidade de uma droga
21/06/2025 alvo a disposi¢do. Na minha experiéncia, trats-
se de uma crianga que teria muitos beneficios
com o tratamento oral, pois ndo seria
necessaria a presenga no hospital.

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

Contribuiu 12 Opinido, comentario:

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: Larotrectinib 32 - Ndo a_Nio a_Nio
, Positivo e facilidades: Remissdo da doenga , Negativo e

Profissional de

saude . o ; o
dificuldades: Dificuldade para conseguir a medicagdo

22/06/2025
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 2-Nao 42 - N3o 52 N3o
tema Este medicamento faz muita diferenga para a

cura da crianga com cancer que apresente esta
23/06/2025 mutagdo NTRK.Toda crianga merece viver mais

e melhor.
Iieresses [e 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Nao 42 - N3o 52_ N3o
tema
23/06/2025
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 32 - Ndo 2 _N3o a_Nio
saude O tratamento contra o cancer vem evoluindo

muito nos Ultimos anos, mas infelizmente
23/06/2025 muitos cidadd@o ndo possuem acesso aos

medicamentos. Como cidad3 brasileira,

profissional de satide e filha de paciente

oncoldgico, sou favordvel a incorporagdo do

medicamento no SUS.
Prsifesional ¢l 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2 - Sim, como profissional de satde, Qual: a_Nio a - N3o
satde Com a experiéncia que acumulamos com Quimioterapia, inibidores de proteinoquinases,

medicacgdo alvo e avaliando os artigos para o anticorpos monoclonais, Positivo: O uso de
23/06/2025 uso desse tratamento acredito que a razdo medicamentos ditos medicamentos -alvo,em

custo/ beneficios é clara no que diz respeito ao um grande ntmero de situagdo foi

beneficio de uso e modificador a de desfecho determinante de cura ou controle de doenga

clinico. por longo prazo com poucos efeitos colaterais ,

Negativo:

Profissional de 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Nao a_Nio 52 N3o

saude

23/06/2025

Percebemos étima resposta ao medicamento
em casos clinicos apresentados em que a
opcdo terapéutica convencional ja ndo surtia
efeito aumentando a qualidade de vida e
sobrevida do paciente
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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: economicos:
Profissionallde 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Sim,, como profissional de saude, Qual: 32 - Ndo 52 N3o
saude Larotrectinibe, Positivo e facilidades: Criangas e
adolescentes com tumores malignos sélidos com
23/06/2025 alteragdes de fusdo no gene NTRK, com excelente
resposta , Negativo e dificuldades: Acesso tanto ao painel
genético mas especialmente a medicagdo
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de satide, Qual: Acido 32 - Ndo 2 _N3o
saude Para casos de tumores sélidos avangados ou arsénico , Positivo e facilidades: Melhora significativa no
recidivados, que apresentem a mutagdo NTRK, tratamento de LMA M3, Negativo e dificuldades:
23/06/2025 a melhora com a medicagdo larotrectinibe é Dificuldade dos servigos de padronizagdo da medicagdo
significativa
Profissionallie 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de satde, Qual: 32 - Ndo 2 _N3o
satde Podera contribuir para melhor a resultados na  Larotrectinibe, Positivo e facilidades: Estabilidade da
sobrevida dos pacientes portadores de fusdes  doenga de base e melhor Ana qualidade de vida do
24/06/2025 NTRK paciente, Negativo e dificuldades: Necessidade de uso
prolongado e dificuldade de acesso a droga
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: 2-Nédo 52 N3o
saude Pacientes com tumores localmente avangados  Larotrectinibe, Positivo e facilidades: Redugdo do volume
ou metastaticos com positividade para o gene  tumoral, controle do crescimento nepldsico, eliminagdo
24/06/2025 NTRK tiveram redugdo do volume tumoral, de metdstases, melhoria da qualidade de vida dos
redugdo ou eliminagdo de metastases, pacientes e aumento do tempo de sobrevida dos
melhoria da qualidade de vida e aumento do pacientes., Negativo e dificuldades: O Unico aspecto
tempo de sobrevida. negativo consta na dificuldade de continuagdo da
medicagdo por longos periodos devido ao seu dificil
acesso, dado o seu elevado custo e indisponibilidade no
SuUS.
Profissionallie 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de satde, Qual: 32 - Ndo 2 _N3o
satde Por ser um medicamento de boa Larotrectinibe, Positivo e facilidades: Medicagdo com
tolerabilidade, poucos efeitos colaterais, ha poucos efeitos colaterais, boa tolerabilidade, foi usada em
24/06/2025 inumeros beneficios em comparagdo com um paciente de 1 ano e 4 meses com fibrossarcoma
quimio e radioterapia convencionais, infantil de coxa com redugdo de 98% da lesdo,
principalmente na faixa etaria pediatrica. Ha possibilitando posterior ressecgdo. Foi realizado o teste
menor niumero de internagdes e menor efeitos  molecular, com positividade para o NTRK. Devido ao uso
na qualidade de vida do paciente. do larotrectinibe, o paciente ndo necessitou de
quimioterapia de altas doses nem radioterapia,
minimizando efeitos colaterais e efeitos tardios
prejudiciais sabidamente conhecidos com tais
tratamentos. , Negativo e dificuldades: O paciente
apresentou hepatotoxicidade, mas foi resolvida com a
suspensdo tempordria da medicagao.
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32 - Nao 2 _N3o

tema

24/06/2025

Penso que quanto mais tecnologias disponiveis
no SUS, mais pessoas poderdo ter mais acesso
a tratamentos de ponta, com impacto positivo
na qualidade de vida dos pacientes e seus
familiares, sem contar com o propdsito do
governo em promover mais satde.
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Profissional de
saude

24/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Ressalto, a partir do descrito da paciente em
questdo e a partir de dados de literatura, o
beneficio do uso agndstico da medicagdo,
mesmo em doengas com baixa ocorréncia de
fusdo de TRK. E importante ainda observar o
beneficio econdmico, que deve ser avaliado a
partir da analise dos custos de cada
intervencgdo, e ndo apenas pela comparagao de
quimioterapia convencional com terapia alvo.
O impacto econémico a longo prazo também
deve ser levado em conta ao reduzir o uso de
multiplas linhas de tratamento (+ internagdes,
suporte intensivo, cirurgias complexas) e a
capacidade de gerar economia indireta por
melhorar a sobrevida e reduzir complicagGes.
Larotrectinibe tem relevancia no cenario
nacional e internacional (vide publica¢des
anexas). Existem também evidéncias robustas
sobre a descontinuagdo eletiva do tratamento
em pacientes selecionados (vide artigo anexo).
A incorporagdo de larotrectinobe pelo SUS
democratiza o acesso a terapias-alvo modernas
e preenche uma lacuna terapéutica para
criangas com cancer raro e agressivo,
reduzindo a desigualdade entre pacientes de
sistemas publico e privado.,

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual:
LAROTRECTINIBE, Positivo e facilidades: Tive a
oportunidade de evidenciar os beneficios do
medicamento ao tratarmos uma paciente com
diagndstico de neuroblastoma refratario. Apds exposicdo
a quimioterapia convencional, a paciente mantinha sinais
de progressdo tumoral. Optou-se por avaliagdo do
material da bidpsia tumoral pelo programa OneTrack-
Bayer, para avaliagdo de fusGes génicas. A paciente
mostrou-se positiva para fusdo de TRK. Diante da
agressividade do tumor, dos sinais de quimioresisténcia e
do conhecimento do beneficio de larotrectinibe para
pacientes com fusdo de TRK, independente da histologia,
iniciou-se tratamento com larotrectinibe
100mg/m2/dose, 2x ao dia. A paciente manteve-se sem
necessidade de cateter de longa permanéncia, sem
internagdes por intercorréncias ou suporte transfusional,
permitindo também que seus pais mantivessem suas
rotinas de trabalho. A utilizagdo de larotrectinibe permitiu
a realizagdo de ressecg¢do do tumor residual que mostrou-
se, a analise anatomo-patoldgica, diferenciado em
ganglioneuroma. A paciente segue em remissdo apods
suspensdo da medicagdo, sem sinais de atividade da
doenga e com qualidade de vida (Lansky de 100)., ,
Negativo e dificuldades: a ndo disponibilidade para
pacientes em tratamento pelo SUS.

32 - Sim, como profissional de satde, Qual:
protocolos de quimioterapia convencional,
Positivo: resposta varidvel da doenga a
protocolos convencionais de quimioterapia,
Negativo: toxicidades hematoldgicas,
necessidade de cateter venoso central, risco
infeccioso com neutropenia febril e quadros
infecciosos de maior gravidade, morte por
infecgdo, morte por progressdo, necessidade
de cuidados em tempo integral para suporte ao
paciente pedidtrico imunossuprimido 2ario a
quimioterapia.

42 - sim, conforme descrito
acima e artigos anexos

52 - sim, conforme citado
anteriormente, ha
beneficio econdmico com
a utilizagdo de
larotrectinibe, que deve
ser avaliado a partir da
analise dos custos de
cada intervengdo e ndo
apenas pela comparagdo
de quimioterapia
convencional com terapia
alvo. O impacto
econdémico a longo prazo
também deve ser levado
em conta ao reduzir o uso
de multiplas linhas de
tratamento (+
internagdes, suporte
intensivo, cirurgias
complexas) e a
capacidade de gerar
economia indireta por
melhorar a sobrevida,
reduzir complica¢des,
manter os pais em
condigdo se seguir com
suas fungdes no mercado
de trabalho e aumentar
as chances de tornar o
paciente tratado com
lartotrectinibe um
cidaddo economicamente
ativo.

Interessado no

tema

24/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual:, Positivo e
facilidades: , Negativo e dificuldades:

52 - Ndo
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12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

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

32 - Sim, como profissional de satde, Qual:

Profissional de " X > Dt X - . e X ’ o 42 - Ndo 52 - Ndo
saude E uma medicacao modificadora do curso da Larotrectinibe em paciente com tumor sélido com fusdo  Quimioterapia convencional , Positivo: Em
doenga., S3o raros os casos em que ha essa NTRK, Positivo e facilidades: "Pacientes com quadros muitos pacientes a quimioterapia convencional
24/06/2025 fusdo genica especifica. Emtretanto, quando incurdveis com quimioterapia convencional, apresentam  leva a uma resposta parcial da doenga, com
presente, é o larotrectinibe que da a resposta satisfatoria e sustentada com larottectinibe - recidiva ou progressdo apds. Nesses casos, em
possibilidade de cura ou estabilidade do transforma o cancer em uma doenga ""cronica"", geral ha resisténcia a 2a linha de
paciente, com manutenc¢do da vida e da permitindo ao paciente manter-se vivo, em suas quimioterapia, com muitos efeitos colaterais, e
qualidade de vida. Medicamento muito bem atividades habituais, com qualidade de evitar. Poucos sem beneficio- nesses casos em geral paciente
tolerado. efeitos colaterais.", Negativo e dificuldades: A maior evolui a 6bito., Outra parcela dos pacientes nao
dificuldade é a disponibilidade da medicacao., Sua tem resposta nem ao primeiro tratamento com
aplicagdo e manejo nao apresentam maiores empecilhos. quimioterapia, sendo a terapia alvo Unica
possibilidade terapéutica., Negativo: Muitos
efeitos colaterais (vomitos, insuficiéncia renal,
perda de audigdo, infecgBes graves), Uma
parcela dos pacientes com refratariedade ao
tratamento quimioterapico convencional.
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2- Ndo 32-Nao 42 - N3o 52_ N3o
salde
25/06/2025
Praiesional] ¢l 2- Eu acho que deve.ser irTcorP.orado no SUS, 2- Ndo 2-Nao a_N3o 52_ N3o
e Relatos de casos e artigos cientificos com
6timas respostas quando indicado
25/06/2025 adequadamente
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de satude, Qual: 32 - Sim, como profissional de saude, Qual: 42 - Tive a oportunidade de a_ N3o
saude Ter a formulagdo como xarope e comprimido Larotrectinibe, Positivo e facilidades: A medicagdo evitou  Quimioterapicos. , Positivo: Aumenta dias de acompanhar um paciente
favorece o uso da medicagdo na pediatria cirurgia mutiladora, quimioterapia em alta dose, vida, entretanto sem qualidade e com alta lactante com fibrossarcoma
25/06/2025 transformando positivamente a vida de internagdes recorrentes, progressdo ou recidiva da Morbidade. , Negativo: Internag@es recorrentes juvenil tratado com xarope de
criangas que teriam sua sentenga de morte ao  doenga, proporcionando uma vida semelhante a de uma  por infec¢do oportunista pds quimioterapia, larotrectinibe. Vi o tumor
diagndstico. crianga sem cancer., Negativo e dificuldades: Dificuldade  recidiva da doenga e dbito. reduzir de tamanho, evitando
em obter recurso financeiro para subsidiar a medicacdo. cirurgia mutiladora, diversos
cursos de quimioterapia com
efeitos colaterais importantes
e deletérios para o
desenvolvimento e
crescimento da crianga.
Felizmente, a crianga segue
com doenga controlada
vivendo uma vida semelhante
a de uma crianga sendo
doenga oncoldgica.
Profissionallde 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2-Nao 42 - N3o 52 N3o

saude

25/06/2025
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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: economicos:
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Nao 42 - N3o 52_ N3o
salde
25/06/2025
Erafissienclie 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2- Nao 32 - Sim, como profissional de satude, Qual: 42 - N3o 52 N3o
e Quimioterapia, Positivo: , Negativo:
26/06/2025
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2-Nao a_N3o a_ N3o
tema Acesso a saude a todos os pacientes
26/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Ndo a - N3o a_Nio
ou cuidador de
paciente
26/06/2025
Profissional de 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2, Sim,, como profissional de satide, Qual: 2 - Sim, como profissional de satde, Qual: 42 - N3o 52 - Calculem o valor que
saude Quando o paciente tem as fusdes N-TRK, & Larotrectinibe, Positivo e facilidades: Redugdo ou até Quimioterdpicos (varios), Positivo: Quando o gastamos com um
muito provével que tenha uma neoplasia desaparecimento de neoplasias refratdrias a outros paciente responde ao tratamento, redugdo ou paciente recaido e
27/06/2025 refrataria a quimioterapia ou que recidive essa  tratamentos, como quimioterapia e radioterapia, desaparecimento do tumor., Negativo: Muitos refratario de diversas
doenga precocemente e com progndstico Negativo e dificuldades: Dificuldade de acesso pelo alto efeitos colaterais: vomitos, desnutrigdo, neoplasias, usando
reservado. O larotrectinibe, como terapia alvo, custo do medicamento e, portanto, atraso ou infecgBes, crises convulsivo, até dbito. Além de quimioterapias com
mostrou-se efetivo, seguro, com poucos impossibilidade de iniciar o tratamento. algumas neoplasias serem refratdrias. diversos efeitos
efeitos colaterais e, em muitos casos, a ultima colaterais, principalmente
opcdo terapéutica, e que veio a se tornar muito infeccdes, com
resolutiva. necessidade de
internagdes prolongadas,
muitas vezes em UTI, uso
de antifungicos, ou até
mesmo sequelas
irreversiveis com
pacientes acamados que
comegam a necessitar de
homecare. Larotrectinibe
permite tratamento
ambulatorial, rarissimos
efeitos colaterais graus 3
ou 4 que poderiam levar a
uma internagdo, além de
boa resposta, reduzindo o
custo total do paciente no
sistema.
Erofissionallie 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de satde, Qual: 32 - Sim, como profissional de satde, Qual: 42 - N3o 52 _ N3o

saude
27/06/2025

Sim, os pacientes que apresentam essa
mutagdo tem respostas muito significativas a
medicagdo larotractinibe

Laritrectinibe para pacientes que apresentam a mutagdo
NTRAK, Positivo e facilidades: Os pacientes se beneficiam
da medicagdo, Negativo e dificuldades: Ndo vi

Quimioterdpicos , Positivo: Resposta variavel,
porém medicagdes necessarias também ,
Negativo: Nauseas, perda de cabelo
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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: economicos:
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: Como 32 - Sim, como profissional de satude, Qual: 42 - N3o 52_ N3o
saude Todo paciente precisa ter acesso aos melhores  enfermeira, Positivo e facilidades: Mudanca total do Com todos que tratam esse perfil de pacientes ,

medicamentos avanco da doenga , Negativo e dificuldades: Alguns efeitos Positivo: Redugdo de carga tumoral, Negativo:
27/06/2025 adversos leves Muitas reagdes adversas
Iieresses [e 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Nao 2-Nao 42 - N3o 52 N3o
P— O acesso igualitario a saude é um direito

garantido pela Constituigdo, e negar
27/06/2025 tratamentos eficazes por causa do alto custo

pode aprofundar desigualdades. Apesar disso,

é preciso que o SUS adote critérios técnicos

rigorosos e negocie pregos com os

laboratdrios, garantindo que os recursos sejam

usados com responsabilidade. Assim, é possivel

unir justica social e sustentabilidade do sistema.
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o
tema Pode salvar a vida de uma crianga.
27/06/2025
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2-Ndo 42-n/a 52_n/a

saude

27/06/2025

Gostaria de manifestar meu apoio a
incorporagdo do larotrectinibe no SUS para
pacientes pediatricos com tumores sélidos
localmente avangados ou metastaticos
positivos para fusdo do gene NTRK., Trata-se
de uma populagdo extremamente rara, com
alternativas terapéuticas limitadas e
progndstico geralmente reservado. O
larotrectinibe representa um avan¢o
significativo, pois é uma terapia-alvo com perfil
de eficacia robusto e tolerabilidade adequada
para uso pediatrico. Evidéncias clinicas
demonstram taxas de resposta objetivas
elevadas, com duragdo de resposta
prolongada., Do ponto de vista de saude
publica, ainda que se trate de um grupo
pequeno de pacientes, a incorporagdo pode
gerar impacto positivo desproporcionalmente
alto em termos de qualidade de vida,
sobrevida e redugdo de intervengdes
mutilantes. assim acredito que a incorporagdo
do larotrectinibe é eticamente justificavel e
clinicamente necessaria., , ,
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12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

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

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

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

Profissional de . ve se ss 'S ; 32 - Si.m, comp proﬁssiqnal de saL?de, Qual: 42 - N3o 52_ N3o
saude Acredito que a medicagdo deve ser LAROTRECTINIBE, Positivo e facilidades: foi observado Quimioterapia convencional, Positivo: Alguns

incorporada ao SUS mas com indicagdes bem remissdo da doenca e ganho de qualidade de vida nos casos com remissdao completa da doengal,
27/06/2025 definidas para que seu uso nao seja banalizado. pacientes em que tive a oportunidade de participar das Negativo: Doengas refratarias ou recidivadas

Acredito que a Sociedade Brasileira de discussdes clinicas sobre uso da medicagdo. apresentam desfecho pior. Se temos alteragdo

Oncopediatria juntamente com grupo de Principalmente em tumores sélidos do SNC., Negativo e molecular com alvo aciondvel o uso destas

especialistas devem escrever esse documento  dificuldades: alto custo. medicag8es sdo justificadas

em conjunto com Ministério da Saude.
Erofissionalle 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 28 -, Sim,., .como pr(.mfissional Adie saude, QL.Ja|: ) 32 —.S.im, como p.roﬁssional de saude, Qual:, 42 - N3o 2 _Nio
satde Larotrectinibe , Positivo e facilidades: Pacientes com fusdo Positivo: , Negativo:

com boa resposta, aumentando sobrevida , Negativo e

27/06/2025 dificuldades: Acesso a medicagdo, judicializacao
Profissional de 1g - Eu acho que deve s‘er incorporado no SUS, 22 -, Simc, .como prc{fissional.cfle saude, Qual: N 32 - Si'm, com.o proﬁ.s§ional dfe.saude, Qual: 42 - Nao 52 Nao
salde E importante o acesso a todos ao tratamento Larotrectinibe, Positivo e facilidades: Resposta clinica Quimioterapia , Positivo: Facilidade de aceso

indicado. Quando bem indicado, a resposta quando bem indicad, Negativo e dificuldades: Alto custo, entretanto pobre resposta ao tratamento,
27/06/2025 terapéutica evita cirurgias multilantes, outras falta de disponibilidade no sus, falta de acesso ao estudo  Negativo: Toxicidade , falta de resposta

comorbidades associadas as complicagdes. molecular para que seja bem indicado o tratamento
Praifesional ¢l 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Nao 2 - Sim, como profissional de satde, Qual: 42 - N3o 52_ N3o

saude

27/06/2025

Opcao terapeutica que beneficia pacientes

Irinotecano, vincristina, temozolamida,
Positivo: , Negativo:

Profissional de

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
impossivel ndo ter essa opgdo para casos com

22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual:
Larotrectinibe, que ajudou a curar uma paciente de 8

32 - Sim, como profissional de saude, Qual:
quimioterapia com drogas ja liberadas pela

2 - Ndo enviar documentos

2- Ndo enviar

saude pessoais documentos pessoais
NTRK positivo, esta claro o beneficio e a meses que teria que amputar a perna devido a um SUS, que ndo fizeram efeito significativo no
27/06/2025 economia para o SUS também, reduzindo Fibrossarcoma Infantil, mas que com a medciagdo pode tumor da paciente, Positivo: minimo, Negativo:
internagdo para quimioterapia, reduzindo preservar o membro e retomar sua vida basicamente ndo evoluiu para remissdo da doenga
efeitos colaterais e internagdes pelos menos, como se nao tivesse a doenga., Positivo e facilidades:
reduzindo gastos com reabilitacdo de pacientes Larotrectinibe, que ajudou a curar uma paciente de 8
amputados, como no caso do meu paciente meses que teria que amputar a perna devido a um
Fibrossarcoma Infantil, mas que com a medciagdo pode
preservar o membro e retomar sua vida basicamente
como se nao tivesse a doenga., Negativo e dificuldades:
Demora na liberagdo, a familia teve que entrar na justica.
Profissional de 12 - EL.J acho que de\l/e. ser incorporado n<.)’S.US, 22 - Ndo 3 - Si.m, comp profissional de sal?(.je, Qual: 42 - N3o a_Nio
satde Terapia alvo no cenario de doengas de dificil Quimioterapia de alta doses, Positivo:
controle com as opgdes atuais de tratamento e Resposta inicial no controle da neoplasia,
27/06/2025 que apresentam toxicidade importante com entretanto no médio prazo apresenta
alta morbidade. progressdo de doenca., Negativo:
Intercorréncias clinicas infecciosas, necessidade
transfusional devido ao tratamento
quimioterapico de altas doses
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Nao 2 _N3o a_N3o

tema

27/06/2025
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Proffedemnsl ¢l 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS

saude

28/06/2025

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual:
Laretrectinibe, Positivo e facilidades: Paciente portador de
Glioma de alto grau sem resposta a quimioterapia
convencional, evoluiu com redugdo significativa da lesao
apos Larotrectinibe, com remissdo de sintomas
neuroldgicos e possibilidade de ressec¢do posteruor!
Apresentou menos internagdes que pacientes com
mesmo diagndstico sem acesso a medicagdo! Melhora
substancial de sobrevida e qualidade de vida , Negativo e
dificuldades: Dificuldade de acesso pela indisponibilidade
no SUS e necessidade de judicializacao

32 - Sim, como paciente, Qual: Temozolamida,
Vincristina, carboplatina, etoposido, lomustina
, Positivo: Que a medicagdo, como na literatura
apresenta alta resposta em pacientes com
glioma de alto grau com NTRK positivo! ,
Negativo: As medicagBes foram ineficazes para
os pacientes no médio prazo

423 - "1, Altissima eficacia em
tumores com fusdo NTRK, e
Taxa de resposta global de
77¢% em tumores que
apresentam fusdo NTRK, com
duragdo de resposta mediana
de 59 meses e sobrevida livre
de progressdo (PFS) de 61
meses, conforme estudo com
101 pacientes (faixa etaria
0-90 anos), dados atualizados
até julho/2023 ¢., * Em
ensaios pediatricos de
faseél/Il, observou-se TRO de
75¢%, incluindo 22¢% de
respostas completas, mesmo
entre pacientes fortemente
pré-tratados ¢.,, ¢, , ¢ 2.
Perfil de seguranca favoravel,
o Efeitos adversos
majoritariamente grau 1-2,
com apenas 18¢% graué3-4 e
2¢% interrompendo
tratamento por toxicidade

¢., ® Comparado aos regimes
oncoldgicos tradicionais
(quimioterapia/radioterapia),
larotrectinibe é bem tolerado,
melhora qualidade de vida e
reduz internagdes por efeitos
colaterais., , ¢, , ¢ 3. Terapia
alvo de uso agndstico e rara
necessidade terapéutica, ° E
um inibidor altamente
seletivo da TRK, primeira
terapia com indicagdo
baseada na alteragdo
gendmica (fusdo NTRK),
independente do local
primdrio do tumor ¢.,
Apesar da fusdo NTRK ser
rara, o larotrectinibe tem
impacto dramatico e
duradouro nos pacientes
elegiveis., , ¢, , ¢ 4.
Necessidade pediatrica
especifica, ¢ Consulta Publica
foca em pacientes pediatricos
— uma populagdo com
solicitagdo terapéutica
urgente e limitada., ® Doses
pediatricas adaptadas, com
evidéncia robusta, tornam o

52-"e Ao evitar
hospitalizagdes, efeitos
toxicos severos e
tratamentos paliativos,
larotrectinibe pode gerar
economia indireta
significativa no longo
prazo., ¢ A elevada
eficacia deve diminuir a
progressao tumoral e
prorrogar a sobrevida de
forma mais sustentavel."

Pagina 20 de 39






Contribuiu
como:

0, comentario:

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

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

52 Estudos
economicos:

42 Evidéncias clinicas:

acesso ainda mais essencial
nesse grupo."

Profissional de
saude

28/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS

22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual:
Larotrectinibe, Positivo e facilidades: Paciente que
acompanhei com quadro de fibrossarcoma infantil
primdrio de regido plantar com desenvolvimento de
metdstase cerebral. Foi submetida a procedimento
neurocirurgico, passagem de derivagao
ventriculoperitoneal, porém tumor cerebral irressecavel.
Paciente ficou em estado comatoso. Familia conseguiu
acesso ao larotrctinibe (tumor fusdo NTRK) e, em uma
semana de uso na UTI, paciente abriu os olhos, iniciou
comunicagdo. Em menos de um més, a crianga estava
andando novamente, ativa, com redugdo importante do
tumor. Pode voltar para a cidade de origem no Mato
Grosso do Sul e acompanhar o tratamento utilizando
tratamento via oral, conseguindo controle do tumor,
qualidade de vida, acompanhamento social, familiar e
escolar. Foi algo indescritivel, Negativo e dificuldades:
Aumento do apetite com tendéncia a obesidade. Porém
contornavel com medidas dietéticas. Assim como
puberdade precoce, mas contorndvel com
acompanhamento endocrinoldgico e inibidores

42 - Paciente que acompanhei 52 - Ndo
com quadro de fibrossarcoma
infantil primario de regido
plantar com desenvolvimento
de metdstase cerebral. Foi
submetida a procedimento
neurocirurgico, passagem de
derivacdo
ventriculoperitoneal, porém
tumor cerebral irressecavel.
Paciente ficou em estado
comatoso. Familia conseguiu
acesso ao larotrctinibe (tumor
fusdo NTRK) e, em uma
semana de uso na UTI,
paciente abriu os olhos,
iniciou comunicagdo. Em
menos de um més, a crianga
estava andando novamente,
ativa, com redugdo
importante do tumor. Pode
voltar para a cidade de
origem no Mato Grosso do
Sul e acompanhar o
tratamento utilizando
tratamento via oral,
conseguindo controle do
tumor, qualidade de vida,
acompanhamento social,
familiar e escolar. Foi algo

indescritivel
Profissional de 12-Eu ac.h(.) q’ue deve ser incorporado no SUS,  22-, Sim,', f:omo pr.ofission.:jllide saude, Qu?I: ' 32 - Si.m, comp profissior?al dg s.aude, Qual: 42 - N3o 52 - Medicac3o oral, com
saude Latotrectinib é uma droga alvo oral, que tem Larotrectinib, Positivo e facilidades: Redugdo importante  Quimioterapia: VCR, Actinomicina D, resultados robustos e
mostrado evidéncias cientificas robustas para do tumor, com medicag¢do oral, boa tolerancia do Ciclofosfamida, Positivo: Minima resposta pouca toxicidade. Reduz
28/06/2025 criangas com tumores que apresentam a fusdo  paciente. Tumor tornou-se ressecavel. Paciente havia sido tumoral, Negativo: Muita toxicidade. custos com internacio
track, em tumores irressecaveis com pouca tratado anteriormente com quimioterapia e apesar de Neuropatia, neutropenia febril, infeccdo hospitalar, administragdo
)
resposta a quimioterapia convencional. vérios efeitos colaterais ndo obteve resposta com a venosa e com antibiéticos
quimioterapia. , Negativo e dificuldades: Dificuldade para e complicagBes em
conseguir a medicagdo, principalmente no SUS decorréncia do
tratamento
quimioterapico.
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

28/06/2025

Larotrectinibe, Positivo e facilidades: Excelente resposta

em paciente com fusdo ntrk que era considerado fora de
possibilidades de cura , Negativo e dificuldades: Custo e

acesso

Quimioterapia padrdo, Positivo: , Negativo:
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Contribuiu

12 Opinido, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de satude, Qual: ) 32 - Sim, como profissional de saud(?, Qual: 42 - N3o 52_ N3o
saude Trata-se de uma medica¢do que muda a Larotrectinibe, Positivo e facilidades: Resposta clinica Radioterapia. , Positivo: Resposta clinica frustra
histdria natural de doengas sabidamente impressionante em lactente com neoplasia fusocelular e ndo sustentada. , Negativo: Toxicidades
28/06/2025 refratarias aos tratamentos disponiveis. extensa em cabeca., Resposta clinica impressionante em  relacionadas a radioterapia.
escolar com tumor de bainha de nervo periférico. , ,
Negativo e dificuldades: Difiuculdade de acesso devido ao
custo da medicagdo.
Prsifesional ¢l 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 2.-Nio a_Nio a_ N3o
e A incorporagdo do medicamento como Larotrectinibe , Positivo e facilidades: O inibidor de NTRAK
tratamento para pacientes elegiveis mudard o mudou a evolugdo e histdria natural de neoplasias
28/06/2025 prognostico e oferecerd perspectiva de curae  oncoldgicas como tumores de tronco cerebral e nefroma
sobrevida com qualidade de vida, em casos mesoblastico congénito que aparentam a mutagdo no
que sem o medicamento tem desfecho NTRK. Neoplasias que anteriormente eram consideradas
desfavoravel. intrataveis passaram apresentar resposta importante com
grande beneficio com ganho de sobrevida e de qualidade
de vida em populagdo pediatrica., Negativo e dificuldades:
Acompanho um caso de nefroma mesoblastico congénito
mestatatico e recidivado. Houve regressdo expressiva da
lesdo com possibilidade de ressecgdo cirtrgica. Paciente
com boa tolerancia ao medicamento sem efeitos
colaterais.
Profissional de 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Nao 2 - Sim, como profissional de satude, Qual:, 42 - N3o 52 N3o
satde Positivo: , Negativo:
28/06/2025
Profissionallie 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: 32 - Ndo 2 _N3o a_N3o
satde Fibrossarcoma juvenil, Positivo e facilidades: Excelente
resposta clinica, Negativo e dificuldades: Dificuldade de
28/06/2025 acesso
Profissional de 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. N3o 2 - Sim, como profissional de satde, Qual: 42 - N3o 2_ N3o
saude Com a medicagdo, conseguiremos dar uma Quimioterapia convencional, Positivo: Nos
melhor qualidade de vida e melhorar o casos mais agressivos, a doenga fica em
28/06/2025 progndstico de casos elegiveis para a remissdo por um curto periodo e quando
medicagdo recidiva, dificilmente conseguimos controla-la,
Negativo: Progressao da doenga e maior
morbidade
Praifesional] ¢l 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2-Nao a_Nio 52_ N3o

saude

28/06/2025

Remedio possui agdo alvo contra tumores de
dificil tratamento muitas vezes levando a
resposta duradoura.
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Contribuiu
como:

Profissional de
saude

29/06/2025

0, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
O larotrectinibe representa uma mudanga de
paradigma na oncologia pediatrica
personalizada. Quando bem indicado, evita
mutilagOes, reduz toxicidades, melhora a
sobrevida e transforma o prognéstico de
doengas antes incuraveis. O custo financeiro é
alto, mas o custo humano da omissao pode ser
ainda maior., Recomendo fortemente que a
CONITEC reconsidere sua posigado inicial,
dialogando com especialistas, sociedades
médicas e familias. A incorporagdo pode ser
feita com critérios clinicos bem estabelecidos,
monitoramento de resultados e uso racional da
testagem, garantindo equidade sem
comprometer a sustentabilidade do sistema.

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

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

Cirurgia, quimioterapia e radioterapia, Positivo:

O resultado positivo desejavel em oncologia
pediatrica é curar o paciente com menor
morbidade possivel. Na minha experiencia tive
casos de cura, porém com morbidades:
amputagdes, disfungdo de membros, déficits
motores ou cognitivos. E quando do uso de
quimioterapia: toxicidades medulares e
infecciosas agudas, que expuseram os
pacientes a risco de morte. Embora ndo tenha
tido dbito por toxicidade nos pacientes que
tratei. , Negativo: Morbidades: amputagdes,
disfungdo de membros, déficits motores ou
cognitivos, dentre outros. E quando do uso de
radioterapia: aumento de chance de
desenvolvimento de neoplasia subsequente.
Obitos por doenga por falha de tratamento
disponivel.

42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
economicos:

42 - Como oncologista 52--
pediatrico, acompanho de
perto os avangos no
tratamento de tumores com
fusdo do gene NTRK,
especialmente em criangas e
adolescentes com doengas
refratarias. A raridade dessa
alteragdo nao diminui sua
relevancia: sua identificagdo
abre possibilidade de
resposta significativa a uma
medicagdo direcionada, eficaz
e muito menos téxica que os
esguemas convencionais.,
Apesar das incertezas
apontadas pela CONITEC, a
recomendacdo desfavoravel
ignora aspectos fundamentais
da pratica clinica e da
equidade no SUS. Em doengas
ultra-raras, a auséncia de
ensaios fase Ill ndo significa
auséncia de beneficio. As
evidéncias observacionais
com larotrectinibe mostram
taxas de resposta superiores
a 70%, muitas vezes com
regressdo completa e
duradoura, incluindo em
sarcomas, gliomas e
carcinomas raros. Os eventos
adversos sdo geralmente
leves, com impacto positivo
direto na qualidade de vida —
aspecto crucial em pediatria.,
A CONITEC ja considerou
niveis mais flexiveis de
evidéncia em outras doengas
raras, como em linfomas e
distrofias musculares. O
mesmo raciocinio deve ser
aplicado aqui., Quanto ao
custo, é essencial considerar
que pacientes com tumores
refratarios enfrentam
multiplas linhas de
quimioterapia toxica,
mutilagBes e hospitalizages
prolongadas. A sobrevida e
qualidade de vida com
larotrectinibe sdo superiores
quando hd indicagdo clara. A
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Contribuiu
como:

12 Opinido, comentario:

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

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

52 Estudos
economicos:

42 Evidéncias clinicas:

avaliagdo econdmica classica
ndo pode ser usada
isoladamente para negar
acesso em doengas raras. A
OMS e a ISPOR defendem
abordagens mais amplas
nesses casos., Por fim, a
dificuldade na testagem
molecular ndo deve penalizar
quem ja teve a fusdo
confirmada por métodos
adequados, como o NGS. A
negativa atual impde um
paradoxo: o diagnostico é
feito, mas o tratamento é
negado. O SUS pode
estruturar progressivamente
0 acesso a testagem,
priorizando tumores com
maior frequéncia de fusdo,
como sarcomas infantis e
gliomas de baixo grau., Negar
0 acesso ao larotrecnibe
mesmo com o biomarcador
presente, é eticamente

indefensavel.

Profissional de 12 - Eu acho que d~eve ser incorporado n? Sus, 2.-Ndo 2-Nao 42 - N3o 2. N3o
saude Baseado em opinido de profissionais da area,

que sdo a favor.
29/06/2025
Erofissionallie 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de satde, Qual: 32 - Sim, como profissional de satide, Qual: 42 - N3o 5a_ N3o
satde A incorporagdo do larotrectinibe ao SUS pode Larotrectinibe , Positivo e facilidades: Menos efeitos Quimioterapia convencional , Positivo: Facil

representar um avanco significativo no colaterais, Negativo e dificuldades: acesso , Negativo: Resposta ineficaz
29/06/2025 tratamento de tumores do sistema nervoso

central em criangas com a fusdo genética

NTRK. E nosso papel, como sociedade,

defender o acesso equitativo a tratamentos

inovadores e eficazes, garantindo que todas as

criangas tenham a oportunidade de receber o

melhor cuidado possivel.
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: Larotrectinib 32 - Sim, como profissional de saude, Qual: 42 - Sim 2 _Nao

Estd medicagdo estd indicado para casos bem
restritos onde ha refratariedade e alteragdo
genética compativel

, Positivo e facilidades: Paciente refratario a doenga com
melhora importante apds uso da medicacao, Negativo e
dificuldades: Medicamento novo.Houve necessidade de
treinamento da equipe

Refratariedade, Positivo: Resposta parcial

saude - )
inicial, Negativo: Falta de resposta duradoura

29/06/2025

Pagina 24 de 39






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- Nio

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

Familiar, amigo ) ; 42 - Nao 52-Ndo
ou cuidador de Tendo em vista o alto custo do medicamento, e
K considerando que o direito a vida é um
paciente principio fundamental, e que infelizmente
29/06/2025 muitos pacientes com a doenga ndo tém
condigBes de arcar com essa despesa elevada,
sou favoravel que o Governo fornega tal
medicamento, sendo incorporado ao SUS, para
atender aos pacientes carentes.
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: Loratinibe, 32 - Sim, como profissional de satide, Qual: Qt,  4a _ N30 2. N3o
saude Melhora progndstico e qualidade da Positivo e facilidades: Melhora clinica e imagem, Positivo: Ndo , Negativo: Toxicidade ,
Negativo e dificuldades: Acesso progressso
29/06/2025
Erofissionallae 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo a - N3o 2 _ N3o
satde Esta medicagdo ao ser incorporada, ird trazer
grandes beneficios aos nossos pacientes
29/06/2025 oncoldgicos pediatricos , pois hd demonstragdo
na literatura e em outros estudos sobre a
eficacia e melhora na qualidade de vida e
sobrevida dos pacientes.
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: Larotrecnibe 32 - Sim, como profissional de saude, Qual: 42 - N3o a_N3o
saude Uma possibilidade de aumentar taxas de cura em paciente com tumor solido, Positivo e facilidades: Quimioterdpicos tradicionais, Positivo:
Resposta excelente em tumores com resisténcia a Facilidade de acesso, Negativo: Falta de
29/06/2025 quimioterdpicos tradicionais, Negativo e dificuldades: resposta
Dificuldade para obten¢do da medicacao
Profissionallde 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Nao 42 - N3o 52 N3o
satde Tratamento importante que mudara o
desfecho dos pacientes. ,
29/06/2025
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Ndo 2-Nao a . Nio 2 N3o

ou cuidador de
paciente

29/06/2025

E necessario favorecer os enfermos com essa
doenga, e que ndo podem pagar pelo
tratamento adequado.
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Contribuiu

12 Opinido, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos

como:

Profissional de
saude

29/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
O larotrectinibe representa importante avango
no tratamento dos tumores com fusdo Ntrk,
com rdpida resposta, muito mais rapida que a
quimioterapia, baixa toxicidade, melhora
qualidade de vida. Representa tratamento de
medicina de precisdo onde a alteracdo genética
é tratada.

dificuldade, outros efeitos:

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual:
Larotrectinibe no tratamento de paciente com fusdo
Ntrk3 (ETV6-NTRK3.ESN15.CPSF571.1), portador de
fibrossarcoma deformante em face, inoperavel. Volumoso
6,4 x 6,1 x 7,5 cm. Levava a remodelamento e / ou
invasdo 6ssea do zigomatico, de parte do esfenoide e do
osso temporal esquerdos e se insinua em situagdo extra
axial na fossa média. Acentuado efeito de massa sobre
estruturas da érbita ipsilateral com proptose., Positivo e
facilidades: O paciente ndo abria o olho acometido, com
um dia de tratamento apresentou abertura ocular no lado
acometido e com 7 dias ja apresenta redugdo importante
da lesdo externamente visivel. Resposta rapida, baixa
toxicidade, tratamento por via oral, ndo necessitava de
cateter venoso para quimioterapia, desaparecimento da
deformidade em curto intervalo de tempo, usou
medicagdo por 24 meses e ha mais de dois anos sem
recidiva ou progressdo, vida normal e sem qualquer
deformidade de face. Nunca foi internado durante o
tratamento., Negativo e dificuldades: Nenhuma
dificuldade, nenhum ponto negativo.

efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, como profissional de satde, Qual: 42 - N3o
Quimioterapia e cirurgia, Positivo: Acesso
rapido ao tratamento por ja fazer parte da
tabela de procedimentos do SUS., Negativo:
Elevada toxicidade relacionada a
quimioterapia, necessidade de acesso venoso,
multiplas internagdes por efeitos colaterais
como neutropenia, infec¢do, alopécia, nduseas
e vomitos, piora da qualidade de vida, demora
na resposta a terapia, recidiva de doenga e
Sbito.

economicos:

Profissional de
saude

29/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Tratamento com bons resultados para casos
sem outra opgdo terapéutica.

22 - Nao

Profissional de
saude

30/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Aumento da sobrevida, qualidade de vida e
cura de pacientes.

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual:
Larotrectinibe , Positivo e facilidades: Resposta e
estabilidade de lesdo intra cardiaca (sarcoma intra
cardiaco) além de qualidade de vida ao paciente. Uso oral
e domiciliar. , Negativo e dificuldades: Neutropenia inicial
em hemograma porém resolvida.

Profissional de
saude

30/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Além de ser um medicamento de alta resposta
para as indicagOes a que se propde,
entregando resultados surpreendentes, tem o
facilitador das opgdes de apresentagdo com
formulagdo em solugdo que aumenta a adesdo
de criangas em faixa etarias menores.

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual:
Larotrectinib, Positivo e facilidades: Melhora significativa
da lesdo tumoral, proporcionando retorno da qualidade
de vida da crianga., Negativo e dificuldades: Ndo se aplica
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Contribuiu
como:

Profissional de
saude

30/06/2025

12 Opinido, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Neoplasias com fusdo de NTRK tratam-se de
doengas rara e catastrdfica, principalmente em
infantes (criangas com < 1 ano de vida), mas
com ROBUSTA evidéncia cientifica
evidenciando EXCELENTE resposta clinica e
terapia-alvo., Muda a vida da crianga., Junto da
disponibilizagdo da droga larotrectonibe para o
SUS, por se tratar de droga-alvo em contexto
de medicina de precisdo, para ela funcionar, o
DIAGNOSTICO PRECISA SER PRECISO E
ADEQUADO. Para tal, os patologistas devem
DISPOR DE MECANISMOS PARA FAZER O
DIAGNOSTICO. Isto &, ter acesso
IMUNOHUISTOQUIMICA PARA NTRK (chamada
PANTRK) e TECNICAS MOLECULARES PARA
PESQUISA DE ALTERAGCAO EM NTRK (NGS
principalmente).

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

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual:
Larotrectinibe, Positivo e facilidades: Excelente resposta
clinica, mesmo com doenga avangada, em paciente com
diagndstico adequado da neoplasia com fusdo de NTRK,
Negativo e dificuldades: Acessibilidade baixa, pois
depende do paciente ter (um bom) convénio de saude, e
mesmo tendo, a burocracia é enorme, e é demorado para
conseguir.

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

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

Profissional de
saude

30/06/2025

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Estudos cientificos robustos confirmam
resultados muito bons com poucos efeitos
adversos

32 - Sim, como profissional de satude, Qual:
Quimioterapia, Positivo: Resultados parciais,
Negativo: Efeitos adversos com quimioterapia e
radioterapia a curto e longo prazo

42 -

Ndo

Profissional de
saude

30/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Minha experiéncia, foi o uso de larotrectinibe
em pacientes com tumores de SNC com
diferentes faixas etdrias e com excelente
resposta, com ganho de qualidade de vida,
medicagdo ambulatorial ( paciente vem apenas
uma vez ao ambulatério).

22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: Uso de
larotrectinobe em pacientes com tumores de SNC,
Positivo e facilidades: Boa aceitagdo, medicagdo via oral,
baixa taxa de eventos adversos , terapia agnostica que
pode usada para varios tumores com boa resposta clinica
e radioldgica, com excelente ganho em qualidade de vida
., Negativo e dificuldades: Acesso a medicagdo, valor da
medicagdo, necessidade de judicializagao pois ndo estd
disponivel no SUS.

32 - Sim, como profissional de saude, Qual:
Terapia padrdo disponivel no SUS com
esquemas poliquimioterapicos ndo especificos
com alta grau de toxicidade e radioterapia .,
Positivo: Poucos resultados positivos com
pouco controle da doencga, , Negativo: Alta
toxicidade, sepse, perda de peso, progressao
de doenga

42 - Publicagdo de um artigo
com primeiro paciente com
glioma de alto grau de
lactente de 10 meses com uso
de larotrectinibe.

2- Eu consegui a
medicagdo para paciente
acima comparando o
quanto havia gasto com
terapia padrdo
inespecifica e altamente
toxica com o uso da
terapia alvo, e provei que
valia a pena a compra da
medicagdo para meu
paciente, o valor era 10x
menor.,

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS

32 - Sim, como profissional de satdde, Qual:,

Profissional de > ! 42 - N3o 52 - N3o
, Positivo: , Negativo:

saude

30/06/2025

Profissional de 12 - Ndo acho que deve ser incorporado no SUS 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: 32 - Ndo 2 _N3o a_Nio

saude

30/06/2025

Larotrectinibe, Positivo e facilidades: Resposta completa
em paciente com tumor positivo para a mutagdo com a
medicagdo e sem nenhuma toxicidade, Negativo e
dificuldades: Nenhuma
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Contribuiu
como:

Profissional de
saude

30/06/2025

0, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Sabe-se que medicamentos especificos apra
alteragdes genéticas encontradas nos
tumoresé o novo brago da oncologia
pediatrica. Estudos internacionais demonstram
sucesso no tratamneto e controle de patologias
com diversas alteragGes genéticas, como a
NTRK. Ha anos lutamos como profissionais com
quimioterdpicos que possuem mais efeitos
colaterais/adversos do que beneficios, porém
sdo a Unica possibilidade terapéutica com
algum sucesso.

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

dificuldade, outros efeitos:

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

32 - Sim, como profissional de satude, Qual:
Temodal, carboplatina, irinotecan, cirurgico,
Positivo: Nenhum, Negativo: Ndo curam nem
controlam as patologias

52 Estudos
economicos:

42 Evidéncias clinicas:

42 - Nao 52 - Ndo

Profissional de
saude

30/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Me manifesto nesta consulta publica na
condigdo de profissional de satude
farmacéutica, com atuagdo em oncologia e
acesso a medicamentos. Embora eu ndo tenha
vivenciado diretamente o uso do larotrectinibe
em pacientes sob meu cuidado, conhego relato
de colegas e analisei atentamente o relatério
técnico elaborado por esta Comissdo, além de
outros dados cientificos disponiveis, o que me
permite afirmar, com convicgdo, que esta
medicagdo representa um verdadeiro divisor
de dguas para criangas diagnosticadas com
tumores sélidos avangados ou metastaticos,
portadores da fusdo do gene NTRK. No geral,
existem pouquissimas opgdes de tratamento
onco pediatricos disponiveis mundialmente,
sendo que sdo canceres extremamente
agressivos e o cenario é ainda pior quando
olhamos para o SUS, portanto evidentemente
existe necessidade de ampliagdo do acesso a
esses tratamentos, em especial larotrectinibe
que é uma terapia alvo, oral e que devolve a
possibilidade de vida a essas criangas. Mais do
que estatisticas, o que esta em jogo aqui sdo
infancias e familias diretamente impactados.,
As criangas com tumores NTRK-positivos
enfrentam, muitas vezes, diagndsticos tardios,
limitagdes funcionais severas e, em boa parte
dos casos, prognosticos extremamente
desafiadores. Ver, dentro dos dados clinicos,
que existe uma possibilidade real de reverter
esse cendrio é algo que ndo pode ser ignorado.
O larotrectinibe devolve ndo apenas tempo de
vida, mas tempo de qualidade, algo
fundamental para o desenvolvimento e a
dignidade desses pequenos pacientes.

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual:
larotrectinibe, Positivo e facilidades: Altissima taxa de
resposta tumoral, superando 80%, o que, na oncologia
pediatrica, representa um impacto expressivo na
sobrevida e na qualidade de vida, , - Respostas rapidas e
sustentadas, que proporcionam alivio dos sintomas,
melhora funcional e, em muitos casos, permitem que a
crianga retome atividades cotidianas como estudar e
brincar, , - Facilidade no manejo clinico, considerando o
perfil de seguranca favoravel do medicamento e a via
oral, que é menos invasiva e mais pratica para o publico
pediatrico e suas familias, , - Terapia direcionada,
baseada em biomarcadores especificos (fusGes do gene
NTRK), o que significa maior precisdo e menor exposi¢ao
desnecessaria a tratamentos agressivos e com efeitos
colaterais severos., , Do ponto de vista da prética clinica e
da saude publica, o larotrectinibe representa uma
inovagdo que facilita o manejo terapéutico, oferece
previsibilidade na resposta ao tratamento e reduz a
necessidade de intervengbes mais complexas e invasivas.,
Negativo e dificuldades: Falta de acesso e dificuldade de
diagndstico que precisa ser fornecido no SUS

32 - Sim, como profissional de satde, Qual:
Quimioterapias em geral e cirurgias, Positivo:
Contribuem com o tratamento , Negativo:
Agressividade alta e cirurgias mutilantes que
desconfiguram criangas.

42 - Dados robustos 52 - Nao
provenientes dos estudos
clinicos embasam a indicagdo
do larotrectinibe, - Taxa de
resposta objetiva superior a
80% em pacientes pediatricos
— um resultado expressivo,
raramente observado em
oncologia, ainda mais em
doengas tdo graves e com
opgoes terapéuticas
limitadas, , - Perfil de
seguranca favoravel e
adequado a populagdo
pediatrica, aspecto critico
quando consideramos o
impacto a longo prazo das
terapias, , - Resultados
sustentados de resposta
tumoral e qualidade de vida
em diversos tipos de tumores,
0 que demonstra o potencial
de atuagdo transversal da
medicacgdo,
independentemente do local
primario do tumor., Enquanto
farmacéutica, sei que avangos
como esse, baseados em
terapias-alvo com alta
especificidade, revolucionam
o cenario do cancer,
especialmente em subgrupos
com necessidades tdo
urgentes e ndo atendidas e
ainda mais sendo um xarope
de uso oral, o que traz total
aceita¢do para as criangas.
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30/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
A Bayer entende que a incorporagdo deste
medicamento representa um avango
significativo no tratamento do cancer
pediatrico, especialmente considerando a
limitagdo de opgBes terapéuticas disponiveis
para essa populagdo com a fusdo NTRK
positiva. Muitas criangas ainda enfrentam
terapias com resultados mutilantes e impactos
negativos sobre sua qualidade de vida e
desenvolvimento. O acesso a uma terapia-alvo,
com alta eficacia e bom perfil de tolerabilidade,
é fundamental para transformar o cenario
terapéutico atual. Disponibilizar esta
alternativa inovadora marca um progresso
importante para a oncologia pediatrica,
proporcionando as criangas e suas familias uma
opcao terapéutica capaz de modificar o curso
da doencga e oferecer melhores perspectivas de
futuro. O compromisso da Bayer é de levar
acesso ao medicamento para esses pacientes
pediatricos, com o melhor tratamento para
tumores com fusdo do gene NTRK. Por isso, a
Bayer estd a disposi¢do para discutir com o
Ministério da Saiide modelos de acesso
gerenciados que possam facilitar o acesso de
larotrectinibe para estes pacientes, além do
compromisso de financiar os testes
diagnosticos de acordo com o algoritmo
explorado no documento anexado a esta
contribuigdo.

42 - Larotrectinibe é uma
terapia-alvo indicada para
uma condigdo ultrarrara, a de
tumores
avangados/metastaticos que
apresentam a fusdo do gene
NTRK. Devido as limitagdes
inerentes a caracteristica da
doencga, as evidéncias clinicas
de larotrectinibe fogem dos
usuais estudos randomizados
de fase 3. Entretanto, existem
diversas publicacGes
abordando eficacia e
seguranga de larotrectinibe
em pacientes pediatricos
desde 2016. A publicagdo
mais recentes do tratamento
de larotrectinibe em
pacientes pediatricos foi
publicada por Mascarenhas et
al. (2025)
[https://doi.org/10.1200/JCO.
24.00], incluindo 91 pacientes
na andlise. Este estudo
utilizou um protocolo “wait-
and-see”, com mediana de
tempo de tratamento de 14,7
meses. As taxas de resposta
objetiva foram de 94% para
fibrossarcoma e 80% para
outros tumores, com resposta
rapida (mediana de 1,8
meses) e duradoura (mediana
de 51 meses). Foram
observadas taxas de resposta
completa de 45% em
fibrossarcoma e 29% em
outros tumores. Esses
resultados reforgam o
potencial de larotrectinibe
como alternativa eficaz e bem
tolerada para tumores
pediatricos com fusdo NTRK.,
Um outro estudo, publicado
por Laetsch et al. (2024)
[https://doi.org/10.1200/JCO-
24-0185] avaliou 33 pacientes
pediatricos divididos entre
fibrossarcoma infantil e
outros tumores sdlidos,
recebendo larotrectinibe por
periodos de 6 a 26 ciclos. As

52 - A Bayer manteve a
proposta de prego de
larotrectinibe atualizado
pela SOBOPE em sua
submissdo. O preco foi o
mesmo da submissdo de
2021 que abrangia uma
populagdo maior,
incluindo pacientes
adultos. A Bayer apenas
atualizou a faixa de
desconto, que de acordo
com o reajuste da CMED
em 2025, aumentou de
11,5% para 14,76%. Com
isso, a apresentagdo de
60 capsulas de 100mg
passaria a custar RS
42.675,01, enquanto o
frasco de soluggo oral, RS
14.224,99., A Bayer se
compromete a financiar
integralmente os exames
necessdrios para o
diagnéstico da fusdo do
gene NTRK em pacientes
pediatricos. O algoritmo
de diagnostico segue as
recomendacges do
consenso canadense de
testagem e tratamento
de pacientes pediatricos
NTRK positivos. Todos
esses exames serdao
oferecidos para pacientes
com doenga em estagio
avangado ou metastético,
ampliando o acesso ao
diagndstico preciso e ao
tratamento adequado.,
Larotrectinibe esta
incorporado em 36
paises, para populagdo
pediatrica e adulta. As
principais agéncias
internacionais de ATS
reconheceram os
beneficios de eficacia e
perfil de tolerabilidade da
terapia, cada uma com
seu rito e decisdo
apropriada para a
realidade de
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taxas de resposta objetiva
foram de 94% para
fibrossarcoma e 60% para

outros tumores nos primeiros
seis ciclos. A sobrevida global

em dois anos foi de 93,5%

para ambas as coortes. Entre

os pacientes que
apresentaram progressao
apos o tratamento, 75%
responderam novamente a
reexposigdo ao tratamento.,

larotrectinibe nos seus
sistemas de saude, como
o NICE no Reino Unido,
CDA-AMC no Canada,
HAS na Franga, PBAC na
Austrélia e a CIPM na
Espanha.,

Interessado no
tema

30/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS

2 - Ndo costumo enviar
documentos pessoais

2 - Ndo costumo enviar
documentos pessoais

Profissional de
saude

30/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Em nosso servico (Hospital Pequeno Principe),
tivemos 3 (trés) pacientes que fizeram uso da
medicagdo, sendo um ainda durante a fase de
estudo clinico, na Espanha. E muito
impressionante a resposta destes pacientes: os
3 estdo vivos, fora de terapia, até mesmo o
Unico que apresentou resisténcia posterior e
foi realizada radioterapia. Dois destes
pacientes foram previamente tratados com
quimioterapia por terem tumores
irressecaveis, sem sucesso algum., Apesar do
alto custo da medicagado, por tratar-se de
medicagdo oral e com baixo indice de efeitos
colaterais, deve-se considerar o valor total de
ambos os tratamento (p.ex. custo de
internagdes por neutropenia febril, gastos com
cirurgia, didrias de UTI, etc), além dos anos de
vida trabalhados perdidos para os pacientes
que infelizmente falecem sem a medicagao.

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual:
Larotrectinibe 20mg/ml, Positivo e facilidades: Medicagao
com pouquissimos efeitos colaterais e extremamente
eficiente para pacientes com tumores que apresentam a
fusdo do gene NTRK identificada na biologia molecular,
mesmo em situagdes de tumores quimiorrefratarios.,
Negativo e dificuldades: Valor de cada frasco muito
elevado.

32 - Sim, como profissional de satude, Qual:
Cirurgia de resseccdo (nem sempre possivel) e
quimioterapia (sem sucesso nos dois pacientes
que utilizaram posteriormente a medicagdo).,
Positivo: A cirurgia para ressecgdo total €,
sempre que possivel, o método de escolha.
Infelizmente, muitos pacientes apresentam
tumores de grandes dimensdes ja ao
diagndstico, impossibilitando esta conduta. No
caso de fibrossarcomas, tumores malignos da
bainha de mielina e outras neoplasias, estas
sdo sabidamente quimio e radiorresistentes.,
Negativo: Auséncia de resposta,
mielossupressao grave, toxicidade renal e

hepatica, mucosite, risco de segunda neoplasia.

Profissional de
saude

30/06/2025

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual:
Larotrectinibe , Positivo e facilidades: Larotrectinibe é
excelente para o tratamento de pacoentes com tumores
solidos localmente avangados ou metastaticos q
apresentem fusao do gene ntrk, Medicamento por via
oral, auxiliando na desospitalizagdo dos pacientes, com
bemeficois clinicos e do ponto de vista de

farmacoeconomia, inegaveis, Negativo e dificuldades: Nao

houve
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12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

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

Profissional de - - [T Dt - - . 42 - Ndo 52 - Ndo
saude Considerando a populagdo pediatrica e que Larotrectinibe, Positivo e facilidades: Possibilidade de
tumores com fusdo de gene NTRK sdo tumores tratamento de pacientes com tumores que apresentam
30/06/2025 raros e sem tratamento disponivel, a fusdo do gene NTRK (doenga rara) que hoje ndo tém
incorporagdo dara acesso e possibilidade de opg¢do. , Aumento da sobrevida e melhora significativa na
tratamento aos pacientes desse nicho, qualidade de vida e melhora clinica do paciente., Negativo
proporcionando possibilidade de aumento de e dificuldades: Nenhuma
sobrevida e aumento de qualidade de vida.
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser -incorporadNO no SUS, 22-Nao 32-Ndo 2 _N3o 2 _Nio
tema Considero fundamental a incorporagdo do
medicamento Larotrectinibe no SUS para
30/06/2025 pacientes pediatricos com tumores sélidos
localmente avangados ou metastaticos com
fusdo do gene NTRK. Trata-se de uma opgdo
terapéutica inovadora, com perfil de seguranga
e eficdcia jd comprovados para esse grupo
especifico de pacientes, que muitas vezes ndo
tém outras alternativas de tratamento.
Garantir o acesso a essa medicagdo representa
um avango importante na equidade e na
qualidade do cuidado oncoldgico infantil no
Brasil.
Preesiongl dle 12-Eu af:ho que deve ser imforpt')rat.jlo noSuUS, 22-, Sim,', 'como pr‘o'fissionall(?le saude, Qual: 32 - Si.m, comp profissior?al dfs sal]d'ef Qual: 42 - N3o 2 _Nio
saude As terapias alvo melhoram significativamente Larotrectinibe, Positivo e facilidades: f{esposta tumoral Quimioterapias convencionais, Positivo:
taxa de resposta especialmente nos tumores satisfatoria, Negativo e dificuldades: Unica experiencia Redugdo do tumor, Negativo: Muitos efeitos
30/06/2025 muito.infiltrativos e metastdticos que nao negativa é o custo da medicacao e envolvimento de colaterais graves e respostas parciais, com
podem ser ressecados e tem poucos efeitos processo judicial remissoes temporarias
colaterais
Interessado no 12-Eu :f\cho que deve ser incorporado n? SUS, 22-Ndo 32-Nao 2 _N3o 2 _N3o
tema Toda crianga e ser humano deve ter opgdes de
tratamento, quanto mais opgdes melhor pra
30/06/2025 garantir a saude da populagdo, especialmente
a carente.
Familiar, amigo a-Eu ac!wo que deYe ser incorpqrado n? SL.JS, a. Sim,,.c.omo cui.d?dor ou rc.esponsével, Q.ual: a - Si.m, com.o cuidaAdor ou respo.n.sével, Qual:  42_pN3o 52_ N3o
ERECER R Esse medicamento é de extrema importancia Larotrectinibe, Positivo e facilidades: Meu filho tem um Quimioterapia convéncional, Positivo:
. para pacientes que tenham a mutagdo NTRK, tumor com mutagdo NTRK-3, e faz uso continuo do Nenhum, Negativo: A quimioterapia ndo
paciente trazendo uma resposta rapida a doenga. Por larotrectinibe. O medicamento proporcionou regressao resolveu e nem trouxe beneficios. Muito pelo
30/06/2025 ser uma nova terapia, os efeitos do uso do significativa do tumor rapidamente em poucos meses, e contrdrio, debilitou a saude do meu filho.
medicamento sdo minimos perto de outros estabilizou a doencga. O medicamento salvou a vida do Depois que descobrimos a mutagdo, nossa
tratamentos como a quimioterapia e meu filho, e proporciona a ele uma boa qualidade de salvagdo foi o larotrectinibe.
radioterapia, proporcionando uma melhor vida., Negativo e dificuldades: E um medicamento que
qualidade de vida ao paciente. precisa ficar refrigerado, entdo o seu condicionamento é
de extremo cuidado.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Nao a . N3o a_N3o

ou cuidador de
paciente

30/06/2025

Oferece chance de controle mesmo quando o
cancer ja se espalhou., , Pode melhorar
qualidade de vida ao reduzir sintomas
relacionados ao tumor. , Todo paciente tem
direito 4 vida, 8 melhores tratamentos.
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12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Sou oncologista pediatrica e pude acompanhar
paciente com tumor de sistema nervoso
central - Tumor Glioneuronal Maligno, andlogo
grau IV da OMS, inoperével - com indicagdo de
larotrectinibe. Este paciente foi submetido a
diversos tratamentos quimioterapicos prévios,
sem bom controle da doenga. Quando teve
acesso judicial a medicagdo, teve excelente
resposta, com diminuigdo significativa do
tumor, sem efeitos adversos significativos.
Segue clinicamente bem, com bom controle da
doenga e com excelente qualidade de vida.
Este medicamento mudou a histdria natural
deste tumor. Além deste exemplo, sabemos da
implicagdo muito positiva deste medicamento
também para pacientes com outros tumores
com fusdo NTRK e principalmente os
fibrossarcomas infantis - evitando cirurgias
mutilantes!, Sabemos se tratar de uma
medicagdo de indicagdo restrita, mas quando
bem indicada, modifica a vida (sobrevida) dos
pacientes de maneira muito impactante. Todos
0S N0ssos pacientes merecem essa chance!!

efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, como profissional de satde, Qual:
Quimioterapia, Positivo: , Negativo: Mais
toxicidades, riscos e piores resultados

dificuldade, outros efeitos:

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual:
Larotrectinibe, Positivo e facilidades: Melhora clinica e
radioldgica significativa no paciente , Negativo e
dificuldades: Custo e dificuldade de acesso pela
necessidade de judicializagdo

economicos:

42 - 1. A Study to Test the 52-Ndo
Safety and Efficacy of the
Drug Larotrectinib for the
Treatment of Tumors With
NTRK-fusion in Children
(SCOUT). ClinicalTrials.gov
Identifier: NCT02637687.
https://clinicaltrials.gov/ct2/s
how/NCT02637687., 2.
Canadian Consensus for
Biomarker Testing and
Treatment of TRK Fusion
Cancer in Adults. D. Gwyn
Bebb, Shantanu Baneriji,
Normand Blais et al. Curr.
Oncol. 2021, 28, 523¢548,
doi:10.3390/curroncol280100
53. , 3. NTRK Fusions in
Central Nervous System
Tumors: A Rare, but Worthy
Target. Alessandro Gambella,
Rebecca Senetta, Giammarco
Collemi et al. Int. J. Mol. Sci.
2020, 21, 753,
doi:10.3390/ijms21030753. ,
4. Efficacy of Larotrectinib in
TRK Fusion ¢ Positive Cancers
in Adults and Children. A.
Drilon, T.W. Laetsch, S.
Kummar. The New England
Journal of Medicine. 378, 8.
nejm.org February 22, 2018,
731-739., 5. NTRK Fusion-
Positive Congenital Spinal
Glioblastoma treatedwith
Carboplatin, Etoposide, and
Larotrectinib. Graham Vallis.
Pediatrics March 2021, 147 (3
Meeting Abstract) 874, DOI:
https://doi.org/10.1542/peds.
147.3_MeetingAbstract.874.,
6. A newborn with a large
NTRK fusion positive infantile
fibrosarcoma successfully
treated with larotrectinib.
Caldwell KJ, Cuesta EDL,
Morin C, Pappo A, Helmig S.
Pediatr Blood Cancer. 2020,
67:€28330.
https://doi.org/10.1002/pbc.2
8330., 7. Larotrectinib
efficacy and safety in TRK
fusion cancer: An expanded
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clinical dataset showing
consistency in an age and
tumor agnostic approach.
U.N. Lassen, C.M. Albert, S.
Kummar et al. Annals of
Oncology 29 (Supplement 8):
viiil33¢viii148, 2018.
doi:10.1093/annonc/mdy279.
, 8. Larotrectinib for
paediatric solid tumours
harbouring NTRK gene
fusions: phase 1 results from
a multicentre, open-label,
phase 1/2 study. Theodore W
Laetsch, Steven G DuBois, Leo
Mascarenhas et al. Lancet
Oncol 2018, 19: 705¢14.
Published Online March 29,
2018.
http://dx.doi.org/10.1016/S14
70-2045(18)30119-0., 9.
Larotrectinib in patients with
TRK fusion-positive solid
tumours: a pooled analysi

Profissional de
saude

30/06/2025

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual:
Larotrectinibe, Positivo e facilidades: Resposta parcial,
Negativo e dificuldades:

42 - Nao 52 - Ndo
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12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo 42 - 5a
O Oncoguia, em total consonancia com a
Sociedade Brasileira de Oncologia Pediatrica
30/06/2025 (SOBOPE), reitera a urgéncia da inclusdo de um
tratamento especifico para tumores sélidos
com fus3o positiva de NTRK no Sistema Unico
de Saude (SUS). Reforgamos o parecer técnico
da SOBOPE, que segue anexo para apreciag¢ao.,
Atualmente, o SUS ndo possui um protocolo
padrdo para essa condigdo. Isso deixa
pacientes sem a terapia direcionada, que ja é
uma realidade na oncologia moderna. A
medicina de precisdo, focada no perfil
molecular da doenga, tem revolucionado o
tratamento do cancer, proporcionando
resultados significativos e impactando
diretamente a sobrevida e a qualidade de vida.,
E imprescindivel considerar o profundo
impacto dos tumores pediatricos na vida das
criangas e de suas familias. O tratamento de
uma crianga exige dedicagdo integral dos
responsaveis, afetando a dinamica familiar, o
trabalho e a renda. A incorporagédo de terapias
com altas taxas de resposta, controle da
progressdo da doenca e até regressdo tumoral,
como o caso da mae de paciente
compartilhado na reunido da Conitec,
representa um avanco crucial. Estudos
destacados pela SOBOPE corroboram esses
dados, evidenciando o impacto positivo na
sobrevida livre de progressdo e outros
desfechos., A eficdcia e a seguranga desse
tratamento sdo reconhecidas
internacionalmente, com aprovagao por
agéncias renomadas de avaliagdo de
tecnologias em satde, como NICE (Reino
Unido), CAD-AMC (Canadd) e CIPM (Espanha).,
Para que a inclusdo desse tratamento seja
efetiva, é fundamental garantir o acesso ao
teste de identificagdo da fusdo de NTRK. A
implementagdo desse diagndstico no sistema
de saude é uma etapa indispensdavel para que
os pacientes elegiveis possam se beneficiar
plenamente dessa inovagdo terapéutica., A
inclusdo deste tratamento no SUS ndo é
apenas uma questdo de avango médico, mas
de equidade e garantia de acesso as melhores
alternativas terapéuticas para os pacientes
brasileiros.

Organizagdo da
Sociedade Civil
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12 Opinido, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
O larotrectinibe é uma terapia oral, de uso
domiciliar, que atua de forma direcionada em,
tumores com fusdo do gene NTRK,
independentemente do tipo ou local de origem
do cancer. Estudos demonstram redugdo
significativa no tamanho tumoral e um perfil de
seguranca favordvel, com efeitos colaterais
geralmente leves&#39, - o que pode contribuir
para a melhoria da, qualidade de vida desses
pacientes.

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

dificuldade, outros efeitos:

22 - Nao

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

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

Profissional de
saude

30/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS

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

Larotrectinibe, Positivo e facilidades: Melhor tratamento,

Negativo e dificuldades: ..

Profissional de
saude

30/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Os tumores que apresentam fusdo génica
envolvendo o NTRK sdo raros na pediatria. O
numero de anos de vida salvos nesta faixa
etaria, a qualidade de vida comparada com
sequelas neuroldgicas e motoras sem o seu uso
sdo fatores que tornam a relagdo custo-
beneficio favordvel a sua incorporagdo pelo
SUS.

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

Larotrectinibe, Positivo e facilidades: Resposta clinica e de
exames de imagem, com melhor qualidade de vida.,

Negativo e dificuldades: Disponibilidade.

32 - Sim, como profissional de satde, Qual:
Vimblastina, Positivo: Resposta parcial
transitoria., Negativo: Risco clinico associado a
neutropenia febril.

42 - Em 2024, o Comité de
Medicina de Precisdo da
SOBOPE fez um estudo de
vida real, analisando
retrospectivamente 17
pacientes que apresentaram
fusdes envolvendo o NTRK,
durante um periodo de 5,5
anos e meio, ou seja 3
pacientes ao ano. As
respostas descritas no artigo
sdo animadoras. Partiram da
participagdo de um grupo de
65 profissionais de satde
interessados em biologia
molecular e medicina de
precisdo. Se considerarmos
que o numero de pacientes
identificados possa aumentar
com a liberagdo do
larotrectinibe, o que sempre
acontece quando surge uma
opgdo terapéutica atualizada,
estimamos que este nimero
ainda assim ndo deva
ultrapassar 15 pacientes por
ano.

52 - A melhora clinica, a
diminuigdo de custos com
tratamento de sequelas
ortopédicas e/ou
neuroldgicas, a menor
dependéncia do cuidador
familiar (pai ou mae) que
muitas vezes tem que
abandonar o emprego,
contribuindo menos
economicamente para a
sociedade precisam ser
consideradas.

Profissional de
saude

30/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Sobrevida aumentada e muito boa resposta ao
tratamento

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

Larotrectinibe, Positivo e facilidades: Resposta completa

de sarcoma, Negativo e dificuldades: Nenhuma

32 - Sim, como profissional de saude, Qual:
Quimioterapia, Positivo: Sem resposta e
progressdo de doenca, Negativo: Toxicidade

2-Nao
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como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Profissionallde 12 - I?u aEho que deye ser in.c.orporado noSuUS, 22-, Sim,., §omo prpfissionalﬁe saude, Qu.aI: 32 - Ndo 42 - N3o 52 N3o
p Medicagdo com efeito modificador do curso da  Larotrectinibe, Positivo e facilidades: Medicamento
saude B ) . -
doenga, muito boa resposta, com baixa ou fundamental para tratamento e qualidade de vida dos
30/06/2025 nenhuma toxicidade. pacientes que tém indicagdo para seu uso., Modifica

significativamente de maneira positiva o curso do
tratamento e resposta terapéutica , Negativo e
dificuldades: A dificuldade é que nao esta disponivel para
a grande maioria dos pacientes que sado atendidos pelo
SUS. S6 possivel utilizagdo pelos convénios e pacientes
particulares. O preco também é uma dificuldade para sua
aquisicdo. Ndo tive resultados negativos.com os.pacientes.

o . 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: a_ N5 a_ N5
Familiar, amigo ; " 42 - Ndo 52 - Nao
. O medicamento é de extrema importancia, pra Medicamento Larotrectinibe , Positivo e facilidades: Meu sobrinho fez sessdes de quimioterapia
ou cuidador de . o . N . . ;
. salvar vidas e familias. Ndo sé a vida do Diminuigdo do tumor intracardiaco do meu sobrinho. Ele  sem nenhum resultado. , Somente teve
paciente paciente, mas da familia também. , Meu nasceu com o tumor. , Negativo e dificuldades: redugdo do tumor com o Larotrectinibe ,
30/06/2025 sobrinho faz uso da medicagdo, e se adaptou Dificuldade de chegar ao diagndstico e também a compra  Positivo: Com outros medicamentos ndo teve
super bem, com resultado excelente. Ele ainda  da medicagdo. Além de ser de alto valor. melhora. , Negativo: Deficiéncia de imunidade,
estd em tratamento, desde os 3 meses de vida. ja que a Quimioterapia é muito agressiva e sem
, Hoje ele ja tem 2 anos. resultado positivo
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 32 - Sim, como profissional de satude, Qual: 42 - N3o 52 N3o

p Quimioterapia , Positivo: Redugdo da doenga,
saude o~ ; -
porém ndo duradoura., Negativo: Toxicidade

30/06/2025

a. i a_ N3 a_N3 ~ «
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Nao 32-Nao a_Nio 2 N3o

ou cuidador de
paciente

30/06/2025
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como:

Profissional de
saude

30/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Ha um perfil de paciente que realmente tera
um beneficio imensurdvel com a incorporagdo
da medicagdo , resultados oncoldgicos mais

favordveis com menor risco de efeito colateral.

Pacientes adultos e pediatricos com tumores
sélidos avangados localmente ou metastaticos
com fusdo NTRK

dificuldade, outros efeitos:

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual:
Larotrectnibe , Positivo e facilidades: A minha pratica
clinica com a medicagdo foi excelente . Prestei assisténcia
a um lactente com fibrossarcoma juvenil em membro
inferior , extremamente extenso , acometendo todo
membro do lactente . Nesse momento tinhamos duas
possiveis condutas - cirurgia extremamente moérbida com
risco de perda de membro ou passagem de cateter e
quimioterapia convencional semanal com
imunossupressdo , risco infeccioso elevado, risco de
hemotransfusao , trombose pela presenga de cateter em
lactente . Apos resultado da biopsia tivemos a felicidade
de confirmar a fusdo NTRK. Com isso , conseguimos
liberagdo de uso do larotrectinibe , com redugdo da leséo
de maneira extremamente significativa , sem efeitos
colaterais com excelente tolerancia e apds redugdo
significativa discutimos ressecgdo da lesdo residual com
um resultado funcional e estético excelente , ja que a

cirurgia foi extremamente pouco extensa . Realmente um

resultado extremamente positivo em diversos aspectos :

resultado final, efeitos adversos e tolerdncia. ., Negativo e

dificuldades: Acesso dificil com espera angustiante por
parte da equipe medica e familiares

efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, como profissional de satde, Qual:
Quimioterapia convencional - vincristina ,
actinomicina, ciclofosfamida, doxorrubicina,
Positivo: Resposta parcial , porem muito
defeitos colaterais , Negativo: Efeitos colaterais
: neutropenia , infecgdo , hemotransfusao

42 - Vince CSC, Brassesco MS,

Mangano BM, Gregianin LJ,
Carbone EK, do Amaral E

Castro A, Dwan VSY, Menezes

da Silva RZ, Mariano CS, da
Mata JF, Silva MO, Caran
EMM, Macedo CD, Alves da

economicos:

52 - Nao tenho
conhecimento de estudos
farmacoeconomicos para
esta medicagdo mas pela
minha experiencia ha
inimeros beneficios :
diretos - medicagdo oral

Costa G, Esteves TC, Silva LN,
Ferman SE, Martins FD,
Cristofani LM, Odone-Filho V,
Silva MM, Reis RM, Pianovski
MAD, Campregher PV, Kunii
MS, de Sa Rodrigues KE,
Carvalho Filho NP, Valera ET,
Brazilian Committee of
Precision Medicine in
Pediatric Oncology (BC-
PMPO)—the Brazilian Society
of Pediatric Oncology
(SOBOPE). Beyond Clinical
Trials: Understanding
Neurotrophic Tropomyosin
Receptor Kinase Inhibitor
Challenges and Efficacy in
Real-World Pediatric
Oncology. JCO Precis Oncol.
2024 May, 8:e2300713. doi:
10.1200/P0.23.00713. PMID:
38810175, PMCID:

em domicilio, nao ha
necessidade de cateter,
risco infeccioso e
hemotransfusao .
indiretos - menor
necessidade de
absentismo por parte dos
cuidadores uma vez que o
tratamento é domiciliar

PMC11371084.
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: 42 - N3o 2 - N3o
satde Essa medicagdo faz grande diferenga no Larotrectinibe , Positivo e facilidades: Boa resposta clinica Quimioterapico de 1° linha , Positivo: Custo
tratamento, principalmente dos recaidos. com estabilizagdo do tumor, Negativo e dificuldades: beneficio , Negativo: Recaida precoce
30/06/2025 Custo da medicagdo
Empresa 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: 32 - Sim, como profissional de satude, Qual: 42 - N3o 52 N3o
Medicina de precisao € a revolucao para o Larotrectinibe, Positivo e facilidades: Melhora na Quimioterapia convencional, Positivo: ,
30/06/2025 tratamento do cancer. Medicacoes alvo sao qualidade de vida do paciente, aumento da sobrevida, Negativo: Muitos efeitos colaterais,

mais efetivas e possuem menos efeitos
colaterais

Negativo e dificuldades: Dificuldade para adquirir a
medicagao

imunossupressao, sangramentos

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

30/06/2025

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS

2-Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual:
Larotrectinibe, Positivo e facilidades: Muito positivo ,
Negativo e dificuldades: Dificuldade de acesso

2 .- Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:
Quimioterapia que nao teve resultado como
teve o Larotrectinibe em uma semana,
Positivo: Além da 6tima resposta os efeitos
colaterais sdo menores que uma quimioterapia
, Negativo:

52 - N3o enviar
documentos pessoais

42 - Ndo enviar documentos
pessoais
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efeitos, facilidade, dificuldade: econdmicos:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Sim,, como profissional de saude, Qual: 32 - Sim, como profissional de satde, Qual: 42 - N3o 52 - N3o
Larotrectinibe, Positivo e facilidades: Resposta efetiva Quimioterapia sistémica convencional, Positivo:
,duradoura com curabilidade nos tumores com presenga  Redugdo efetiva do tumor ,menor toxicidade
de fusdo do gene NTRK.Medicacao utilizada vai oral, hematoldgica e redugdo de tempo e de
Negativo e dificuldades: Custo da medicagdo e internacdo hospitalar ,melhoria rapida na
indisponibilidade para uso no SUS ,0 que dificulta o acesso qualidade de vida do paciente., Negativo:
ao uso da medicagdo em questdo Necessidade de fracionamento de dose a
depender da idade ,peso do paciente

como: dificuldade, outros efeitos:

Profissional de
saude

30/06/2025

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: 2 _N3o 2 _Nio
saude Medicamento Larotrectinibe, Positivo e facilidades: Quimioterapias convencionais, Positivo:
Utilizagdo da medicagdo para pacientes com tumor sélido  Respostas parciais e tempordérias ao
30/06/2025 refratario que apresentava NTRK positivo e teve excelente tratamento, Negativo: Terapias convencionais
resposta clinica e radioldgica ao medicamento, Negativo e frequentemente sdo insuficientes para o
dificuldades: Dificuldade em dispor da medicagdo parao  tratamento das criangas e adolescentes com
paciente devido ao alto custo e indisponibilidade pelo SUS cancer
Prsifesional ¢l 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-, Sim,, como profissional de saude, Qual: 32 - Sim, como profissional de satde, Qual: a_Nio 2 _N3o
satde O uso do larotrectinib para tumores sélidos Larotrectinibe, Positivo e facilidades: Crianga com tumor  Quimioterapia , Positivo: Progressdo de doenga
NTRK positivos em criangas ja esta liberado de sistema nervoso central , baixo grau, astrocitoma, , Negativo: Progressao
30/06/2025 pelo FDA , com varias publicagdes mostrando Pilocitico, localizagdo ponte , com resposta muito boa
sua eficacia. Além disso, a medicagdo pode apos , Negativo e dificuldades: Nenhuma
modificar a evolugdo da doenga em casos
inoperdveis e sem opgoes terapéuticas , com
menos efeitos adversos , sem necessidade de
internagdes e melhora da qualidade de vida e
sobrevida desta populagdo pediatrica .
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: 2 _N3o a_Nio
satde Ha pacientes com diversos canceres Larotrectnibe para tumores pediatricos com alteragdo Quimioterapia convencional , Positivo:
infantojuvenis que tém alteragdo molecular do  NTRK, Positivo e facilidades: Diminui¢do tumoral , Resposta parcial , Negativo: Toxicidades
30/06/2025 NTRK que, as vezes, vdo a ébito sem acesso ao  Negativo e dificuldades: Dificuldade de acesso ao relacionada a quimioterapia
Larotrectnibe e que teriam a histéria natural de  medicamento
sua doenga modificada e a sobrevida
melhorada com o uso da medicagdo. Ela deve
ser incorporada ao uso no SUS. Trabalho como
oncologista pediatrica hd 20 anos e
testemunhei a descoberta de medicagdes alvo
pode salvar a vida de muitos pacientes.
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Nao 32 - Sim, como profissional de saude, Qual: 42 - ca__

saude

30/06/2025

Opgdo terapéutica mais direcionada e mais
eficaz

Tratamentos convencionais para tumores
sélidos , Positivo: Alguns pacientes apresentam
respostas favoraveis e atingem remissao,
Negativo: Intensos efeitos colaterais, podendo
levar a ébito, Pacientes sem resposta aos
tratamentos com progressdo de doenga
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Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

30/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Por achar que o SUS deva suprir todas as
condigGes de tratamento das doengas,
especialmente quando o uso tem o aval de
instituicdes de referéncia para a indicagdo de
uso

dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade:
22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 32 - Nédo

Larotrectinibe, Positivo e facilidades: Regressdo do tumor,

Negativo e dificuldades: Controle da imunidade

economicos:

42 - Especificamente ha 52 - Nao
indicagGes precisas para o uso

da medicagdo no tipo de

tumor aoresentado
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