Contribuicdes da Consulta Publica - Formulario ATS - Lumasirana sodica para o tratamento de pacientes com
hiperoxaluria primaria tipo 1 - Conitec

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 responsdvel, Qual:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:
32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
econdmicos:

Familiar, amigo k - - - 2-Néo
ou cuidador de Lumasirana, Positivo e facilidades: Melhora em todo o Hemodialise , Positivo: Apenas para manter a
K contexto do paciente, recuperagdo da saude, redugdo das filtracdo do sangue. Manter a vitalidade. ,
paciente dores, voltar a conseguir andar sem uso de muletas, Negativo: Reduziu qualidade de vida.
15/05/2025 reduzir medicamentos pra dor , Negativo e dificuldades:
N&o percebi negativos
Organizacdo da 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2-Néao 52 N3o
Sociedade Civil Os pacientes de hiperloxaluria necessitam
dessa medicagdo para tratamento
15/05/2025
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Ndo 32 - Sim, como profissional de saude, Qual: 52 - N3o
saude O Lumasiran é uma medigdo orfd no Piridoxina, Citrato de potassio , Positivo: Houve
tratamento da hpl com o grande potencial de reducdo parcial da oxaluria ap6s inicio de
15/05/2025 mudar a evolugdo natural da doenca. piridoxina, porém ainda com concentragées
muito acima do preconizado., Negativo:
Neuropatia
eresads ne 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2.-Néao 52 - N3o
tema
16/05/2025
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Nao 32-Ndo a_Nio
saude
16/05/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Tive 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: a_Nio

ou cuidador de
paciente

16/05/2025

Seria uma esperanga para quem tem a doenca
que é de dificil controle e tem um rognostico
ruim

experiéncia no cuidado do meu filho mais novo com
hemodialise e necessidade de transplante duplo figado -
rim. Tenho 3 filhos, todos tém a condigdo genética
hiperoxaluria priméria do tipo I, sendo que o mais novo
agora com 6 anos teve a condigdo mais grave e necessitou
de transplante aos 2 anos de idade. Meu filho mais velho,
de 12 anos, manifesta sinais da doenga que podem se
agravar, entdo o uso da medica¢do em questdo
representa uma esperanga para que a doenga ndo tenha
evolugdo negativa. A minha filha do meio, de 11 anos,
permanece sem sintomatologia., Positivo e facilidades: A
esperancga de que a doenga ndo evolua para hemodidlise e
transplante nos meus dois outros filhos., Negativo e
dificuldades: Os riscos da hemodialise, dos transplantes e
o uso e efeitos colaterais das medicagdes que meu filho
tem que usar

Citrato de potdssio, piridoxina, Positivo: Um
certo controle, mas ndo absoluto, da doenga,
Negativo: Meu filho, mesmo com o uso regular
dessas outras medicagdes ja teve crises de
calculos renais
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Contribuiu
como:

Interessado no
tema

17/05/2025

12 Opinido, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Atualmente o medicamento é adquirido por via
judicial, A incorporagdo sera de grande vitoria
Qo pacientes, para que ndo interrompam o
tratamento esperando hoje ganho de causa. A
Incorporagdo no SUS é essencial aos pacientes
de Lumasirana.

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

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual: Oxlumo,
aplicagdo do produto. Ouvi relato dos pacientes que
utilizam o quanto tem melhorado com o produto. ,
Positivo e facilidades: Melhora significativa., Negativo e
dificuldades: Por ser adquirido por via judicial, a perda do
processo atrasa o tratamento. A incorporacgdo ao SUS sera
fundamental para que o tratamento ndo interrompa.

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

32 - Néo 42 - N3o enviar.

52 Estudos
economicos:

52 - Ndo enviar.

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

2, Sim,, como profissional de satide, Qual: Lumasirana,

32 - Sim, como profissional de saude, Qual:

Profissional de , : o o IIEELLbl = 1t i :  PTOTS < 42 - Ndo 2. Ndo
p E uma Doenga Rara e Grave, sem Alternativas Positivo e facilidades: Redugao significativa nos niveis de  Hidratagdo e piridoxina, Positivo:
saude ) ) ~ ~ S -
Eficazes de tratamento, sendo progressiva e oxalato, Melhora na fungdo renal e Redugdo de eventos Pouquissimos resultados, superficiais. ,
20/05/2025 fatal sem tratamento adequado. A outra opgdo de litiase renal, Negativo e dificuldades: Efeitos adversos ~ Negativo: Terapia de suporte continuo
sendo o transplante hepdtico-renal é invasivo,  geralmente leves
caro e com riscos, enquanto o lumasiran pode
adiar ou evitar essa necessidade, com uma
Reducdo de Custos a Longo prazo
Profissional de %9 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de satde, Qual: 2. Nao 42 - CP-937541, 52 - N3o
satde E O TRATAMENTO MAIS EFETIVO PARA ESTA LUMASIRANA, Positivo e facilidades: ESTABILIDADE
SITUAGCAO MEDICA DEVASTADORA QUE TRAZ  CLINICA E PRESERVACAO DA FUNGAO RENAL, Negativo e
21/05/2025 EXPRESSIVA MORBIDADE, RISCO A SOBREVIDA  dificuldades: DIFICULDADE E RETARDO DO ACESSO DO
E COMPROMETIMENTO DA QUALIDADE DE PACIENTE PORTADOR DE HIPEROXALURIA PRIMARIA AO
VIDA TRATAMENTO
Profissional de 2- Eu acho que deve ser incorporado no Ssus, 22 —.,.Sim,, co.n.w profissional de saude, Qual: Lumasirana, 2-Nio a_Nio 52 N3o
satde DOENCA ULTRARARA MAS QUE JA DISPOE DE  Positivo e facilidades: MELHORA RENAL E DE SOBREVIDA
TRATAMENTO ESPECIFICO QUE MELHORA O GERAL, Negativo e dificuldades: ACESSO DIFICIL A
21/05/2025 CURSO NATURAL DA DOENGA MEDICACAO, O QUE INTERFERE DESFAVORAVELMENTE
NO PROGNOSTICO DOS PACIENTES
Profissional de a. Fu asho que deve ser incor’p.orado no SUS, a —‘,.Sim,, COTO profissional de saude, Qual: Lumasirar\a, 2-Nio a_Nio a_ Nio
, Medicagdo excelente e necessaria para os Positivo e facilidades: Bom controle da doenga , Negativo
saude ) ; . o o - o
pacientes que possuem hiperoxaliria, com e dificuldades: Dificuldade para aquisicdo da medicagdo
21/05/2025 possibilidade de mudar desfecho clinico.
PadERe 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2 - Sim, como paciente, Qual: Oxlumo Lumasirana, 2 .- Sim, como paciente, Qual: , Positivo: , 42 - N3o a_ Nio
Ao ser incorporado no SUS,os novos pacientes  Positivo e facilidades: Melhora na doenga , Negativo e Negativo:
21/05/2025 que precisam do medicamento ndo vdo dificuldades: Nenhum resultado negativo
esperar por muito tempo, ja que ndo irdo
precisar entrar em processo judiciario.
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Nao 2 _N3o 2 _N3o

saude

22/05/2025

N&o sou nefropediatra portanto ndo tenho
pacientes com este tipo de doenga mais
comum em crianga. Porém em meu centro a
nefropediatra trabalha com essas criangas e
por causa de nefrocalcinose se tornam adultos
com potencial alto de se tronar renal, Cronico e
gerando mais gastos ao sus com exames e
dialise
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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:
. a. i a_ N3 a_gj issi ¥ . - ~
Profissionallde 12-Eu acho que dieve ser |r'1corporado noSUS, 22-Nao 32 - Sim, como profissional de saud’e,. Qual: 42 - N3o a_ Nio
, As necessidades ndo atendidas que Transplante renal, transplante hepatico,
saude AP ; ; o
justificariam o uso de lumasirana se referem ao hemodialise, medidas conservadoras dietéticas
23/05/2025 fato de a HP1 ser uma doenga ultrarrara, (dieta, hiperidratagdo), piridoxina, Positivo:
potencialmente fatal, com impacto econémico, Controle parcial da produgdo da oxalato, com
social e na qualidade de vida dos pacientes, reduc¢do da velocidade de evolugdo para
além dos desafios relacionados a didlise., O uso doenga renal cronica terminal, e redugAo da
da medicagdo pode ainda, evitar a necessidade formagdo de célculos renais, Negativo: Custos e
da comodidade adicional de um transplante desafios associados aos tratamentos de
hepatico adicional em pacientes que ja hemodialise e transplante de 6rgdos sélidos,
possuem doenca renal em estdgio final, além dificuldade de acesso a duplo transplante
de possibilitar a preservagao da fungdo renal (figado-rim). , O tratamento conservador ndo
em pacientes em estagios mais iniciais da DRC. preserva a fungdo renal e que o transplante
combinado de rim e figado trazem limitagGes
importantes
- . a. i a_Nj3 a_ N3 . «
Familiar, amigo : Eu a?h.o que devc.e §er incorporado no SUS, Ndo Nao 42 - N3o 52 . N3o
. Sdo remédios essenciais para o tratamento e
ou cuidador de . , .
K além do alto custo ha uma demora excessiva
paciente na liberagdo dos mesmos.
23/05/2025
- . a. i a_gj i 4 . i a_gj i 4 . ~ =
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2 .S.lm,, conrjng cuidador ou responsavgl, Qual: LL_Jmaswan, 3 Squ, c.omo c.wdador ou responsavel, Qual: 42 - N3o a_Nio
. Positivo e facilidades: Melhora da qualidade de vida e hemodialise e diversos outros tratamentos para
ou cuidador de ~ ) " A h B
K redugdo do oxalato no sangue , Negativo e dificuldades: tentar reduzir os efeitos da doenga e o mais
paciente nenhum efetivo foi o Lumasiran , Positivo: , Negativo:
25/05/2025
- . a. i a_gj i 4 . i a_ N3 - ~
Familiar, amigo Eu acho que deve ser incorporado no SUS .S.lm,, corr.u.) cuidador ou responsa,vel, Qual: ITuma5|ran, Nao a_Nio 2. Nio
. Positivo e facilidades: Melhora da saude , Negativo e
ou cuidador de o B ;
: dificuldades: Nenhum efeito negativo
paciente
25/05/2025
PadEme 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Sim, como paciente, Qual: Lumasiran, Positivo e 2 - Sim, como paciente, Qual: Hemodialise e 42 - N3o 52 N3o
Preciso muito desse medicamento facilidades: Redugdo do oxalato, redugdo das dores, diversos outros para retardar o efeito da
25/05/2025 oxalato se espalhou menos, consegui caminhar melhor, doenga, mais de 10 procedimentos cirdrgicos e
Negativo e dificuldades: Nenhum Unico que ajudou a paralisar a evolugdo da
doenga foi o Lumasiran , Positivo: , Negativo:
a. i a_ §j issi ¥ . a_ N3 - ~
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: Este, 32-Nido 42 - N3o 52 N3o

tema

25/05/2025

Importante medicagdo para tratar causa da
doenga e permite transplante com menor
morbimortalidade

Positivo e facilidades: Melhora clinica, Negativo e
dificuldades: Nenhum
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Contribuiu
como:

12 Opinido, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos

Profissional de
saude

19/05/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
A hiperoxaluria primaria tipo 1 € uma doenga
genética rara com tratamento possivel. Os
casos do RN tem padrdo de homozigose
composta, refletindo o alto indice de
consanguinidade do Estado e a falta de
aconselhamento genético. Além disso, é uma
doenga que se ndo tratada também implica em
elevados custos para o SUS, sem considerar a
morbi-mortalidade da mesma.

dificuldade, outros efeitos:

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual: Lumasirana
sddica, Positivo e facilidades: Medicamento de facil
aplicagdo, com intervalo entre as doses prolongado.
Melhora da qualidade de vida e resposta laboratorial.,
Negativo e dificuldades: Alto custo

efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, como profissional de saude, Qual:
Citrato de potdssio e piridoxina, Positivo: Ndo
houve melhora dos sintomas clinicos ou
laboratoriais , Negativo: Somente uma parcela
dos pacientes se beneficiam do tratamento, o
que era o caso dos meus pacientes. Sendo
assim, era um tratamento ineficaz

42 - O paciente que
acompanho em uso do
medicamento teve redugdo
importante dos niveis de
oxalato urinério, conforme
previsto pelos estudos.

economicos:

Profissional de
saude

19/05/2025

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Acompanho uma paciente transplantada renal
com HP1, que apds 1 ano de transplante
apresenta recidiva da doenga no rim com piora
da fungdo renal .

2, Sim,, como profissional de satde, Qual: Lumasirana,
Positivo e facilidades: Facil administragdo , sem efeitos
colaterais na administragdo , Negativo e dificuldades: A
Unica dificuldade que encontrei foi a aquisi¢do da
medicagdo,

2 - Sim, como profissional de saide, Qual:
Tiamina, Positivo: O resultado ndo foi bom, a
paciente continuou depositando oxalato de
calcio no rim transplantado , Negativo: Piora da
fungdo renal
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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:

Empresa 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de satde, Qual: Lumasirana 32 - Sim, como profissional de saude, Qual:, 42 - N3o a_ Nio
Hepatologia é a especialidade mais envolvida sodica, Positivo e facilidades: , Negativo e dificuldades: Positivo: , Negativo:

20/05/2025 no tratamento de condigdes raras, 6rfés de

medicagBes especificas, por dar suporte ao
transplante hepatico nos casos onde o figado é
o protagonista da fisiopatogénese do
desenvolvimento da doenga. Entretanto,
atualmente na pratica clinica, a Hiperoxaluria
Primdria (HP1) ndo faz mais parte dessa
indicagdo, por ja ter um tratamento
medicamentoso especifico e com eficacia
comprovada na literatural-8 e aprovado pela
ANVISA, em 2022 —a Lumasirana., Com o
advento da Lumasirana para tratamento dos
portadores de Hiperoxaluria Primaria,
pediatricos ou adultos, associado ao fato de
que a Portaria Conjunta No 5, de 22 de junho
de 2017 deixa claro que “O transplante
hepatico é o Unico tratamento definitivo para
pacientes com doenga hepatica cujo
tratamento medicamentoso n3o é eficiente”, o
Grupo de Figado do Rio de Janeiro concorda
que o transplante hepatico deve ficar como
“terapia de resgate”, caso haja falha
terapéutica. Sendo assim, a 12 opgdo
terapéutica para tratamento de HP1 deve
contemplar um medicamento, como a
Lumasirana, evitando-se submeter o paciente a
um procedimento cirurgico de retirada/troca
de um 6rgdo saudavel e em 6timo
funcionamento (o figado) e aos riscos da
imunossupressdo por longo periodo ou até
para vida toda., A Lumasirana é o Unico
medicamento direcionado ao tratamento
desse tipo de doenga rara, HP1, até o
momento. E uma terapia baseada em RNA de
interferéncia (RNAi), com boa tolerancia, tanto
em criangas, quanto em adultos. O
retardamento da progressdo da doenga é
demonstrado em diversos estudos clinicos ja
citados, com comprovada eficacia e segurancga
deste farmaco.1-8,
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Contribuiu
como:

12 Opinido, comentario:

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

32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas:

efeitos, facilidade, dificuldade:

52 Estudos
economicos:

Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: Oxlumo 2. Nio 42 - A lumasirana é uma 52 - Do ponto de vista
saude Airmd deste paciente, também diagnosticada  (lumasirana), Positivo e facilidades: Paciente estd em uso terapia inovadora que técnico e econdmico, a
com a mesma doenca, apresentou um do medicamento com melhora clinica importante, como representa um avanco lumasirana pode ter um
20/05/2025 desfecho gravissimo da doenga, com morte melhor controle da anemia, menos transfusdes significativo no tratamento da  impacto positivo ao
prematura, aos 20 anos, em decorréncia da sanguineas, melhor controle de dores. , Negativo e hiperoxaldria primaria tipo 1 reduzir os custos
doenga por comprometimento cardiaco, esta dificuldades: Ndo houve. (HP1). Trata-se de um RNA de  associados as
paciente estava aguardando a liberacao da interferéncia (RNAIi) que inibe  complicacdes da
medi.cagéo por via judicial, na ocasigo do seu a enzima heptica glicolato hiperoxaltria primaria
falecimento. oxidase, reduzindo a tipo 1 (HP1). Ao diminuir
producdo hepatica de a produgdo hepatica de
oxalato, que é o principal oxalato e,
fator patogénico da doenga. consequentemente, a
Com isso, a lumasirana carga oxalada renal, a
diminui os niveis de oxalato medicagdo pode atrasar
urinario e plasmatico, ou até evitar a progressdo
contribuindo para a para doenga renal cronica
prevencdo de nefrolitiase, terminal. Isso reduz a
nefrocalcinose e, a longo necessidade de terapias
prazo, da progressdo para de substituicdo renal,
doenca renal terminal. Seu como hemodidlise
uso tem mostrado bons intensiva — um
resultados em ensaios tratamento de alto custo
clinicos, oferecendo uma e com grande impacto na
alternativa terapéutica eficaz  qualidade de vida. Além
e menos invasiva do que o disso, ao minimizar a
tradicional transplante necessidade de
hepatico. transplantes hepaticos
e/ou renais e suas
complicagdes, a
lumasirana pode
representar uma
estratégia custo-efetiva a
longo prazo,
especialmente em
pacientes diagnosticados
precocemente.
Familiar, amigo 12 - Eu acho gue deve sgr irTcorpo.rac'lo noSUS, 22-Nao 32 - Nao a_Nio 2 _ N3o
. Saude e dignidade de vida é um direito de todo
ou cuidador de s I
K cidaddo brasileiro, esperar meses por uma
paciente chance de saude é indigno.
23/05/2025
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: Lumasirana, 32 - Nao a_Nio a_Nio
, Positivo e facilidades: Melhora clinica e radiolégica em
saude ) - : -
pacientes com nefrolitiase , Negativo e dificuldades:
23/05/2025
eressds ne 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Nido 2 - Sim, como profissional de satde, Qual: , 42 - N3o a_ Nio

tema

24/05/2025

Medicamento necessdrio para pessoas de baixa
renda

Positivo: , Negativo:
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Contribuiu
como:

Profissional de
saude

24/05/2025

12 Opinido, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
O transplante hepatico é um tratamento que
envolve maior risco de morbimortalidade para
o paciente. O tratamento iniciado em tempo
habil com lumasiran é uma estratégia bem
sucedida conforme a literatura médica,
tornando-se uma ferramenta fundamental no
tratamento da HP1. Diante de um tratamento
medicamentoso eficaz para a HP1, o
transplante hepdtico deve se tornar
tratamento de excegdo, considerando o
potencial de morbimortalidade deste
procedimento.

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

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual: N3o tive
acesso ao lumasiran até o momento., Positivo e
facilidades: ndo se aplica, Negativo e dificuldades: ndo se
aplica

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

32 - Sim, como profissional de saude, Qual:
Paciente com antecedente de nefrolitiase de
repetigdo evoluiu com Doenga Renal Crénica
em estagio final e iniciou tratamento dialitico.
Paciente foi submetida a transplante renal
doador falecido, porém houve disfungdo do
enxerto no contexto de nefrocalcinose, com
achado histopatologico de deposi¢do de calcio
em tecido renal, com suspeita de hiperoxaluria
primaria tipo 1. Nesta situagdo, o tratamento
especifico com lumasiran poderia ter levado a
redugdo dos niveis de oxalato plasmatico e a
possivel controle da doenga., Positivo: Nada a
relatar., Negativo: Disfungdo de rim
transplantado por recidiva de hiperoxaluria .

52 Estudos
economicos:

42 Evidéncias clinicas:

42 - Pacientes acometidos por
doengas ultrarraras lidam
com um cendrio de alta
complexidade, que envolve
dificuldade de diagnéstico e,
ainda, dificuldade de acesso a
terapeutica especifica. No
caso da HP1, temos
tratamento medicamentoso
especifico, ja aprovado pela
ANVISA, e incorporado em
sistemas publicos de outros
paises, com sucesso em
reduzir as concentragdes de
oxalato plasmatico. A
incorporagdo desta
medicagdo ao SUS impactara
positivamente em dezenas de
vidas de pacientes
acometidos, que poderdo
presenciar um controle
adequado da sua doenga,
maior qualidade de vida e
potencialmente menor
evolugdo para doenga renal
crénica em estagio final - uma
condigdo que aumenta de
forma expressiva a
morbimortalidade destes
pacientes, bem como os
gastos do sistema publico de
salde para financiamento de
acessos vasculares, sessdes
de didlise e internagdes para
manejo de intercorréncias
infecciosas, vasculares e por
doengas cardiacas. A
lumasiran provou-se como
tratamento efetivo e com
bom perfil de seguranga. O
acesso restrito a lumasiran
neste momento faz com que
pacientes ndo possam
usufruir de uma medicagdo
reconhecidamente eficaz e
segura, 0 que propicia a
evolugdo da doenca e os leva
a cenarios de maior
morbimortalidade no
contexto de transplante
hepatico e de doenga renal
cronica estagio final.
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Contribuiu
como:

Profissional de
saude

25/05/2025

12 Opinido, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Uma doenga rara (ndo haverd demanda
exagerada) e muito grave, que leva os
pacientes ndo tratados ao ébito precoce e ndo
encontra no transplante hepatico combinado
uma possibilidade real de tratamento, uma vez
que até que se consiga viabilizar esta

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

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual: Lumasirana,
Positivo e facilidades: Reabilitagdo clinica retomando
condugdo hemodinamica de tolerabilidade a hemodialise
a partir da remocgdo de depdsitos de oxakato miocardicos,
reducdo de dor intratavel gragas a redugdo dos depdsitos
dsseos de oxalato, melhor controle da anemia gragas a
redugdo dos depdsitos de oxalato da medula 6ssea,

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

32 - Sim, como profissional de saude, Qual:
Piridoxina, hemodialise, transplante renal ,
Positivo: Contribuem quando em associagdo
com o tratamento especifico (Lumasirana), mas
jamais resolveriam o problema isoladamente. ,
Negativo: A hemodidlise ndo esta liberada para
ser aplicada diariamente para o clearance

42 - Tenho dois pacientes em
tratamento atualmente com
Lumasirana, ambos com
excelente resposta clinica,
porém ambos com quebra de
tratamento devido a

52 Estudos
economicos:

52 - Ndo possuo
documentos deste tipo.
Mas ndo considero a
morte um desfecho
aceitavel para patologias
com tratamento

distribuigdo irregular pelo disponivel.
alternativa o paciente ja ndo tem condigdes retomada da capacidade de deambulagdo, cura das adequado de oxalato. Piridoxina é capaz de caminho da judicializagao.
clinicas para ser submetido a esta proposta de  Ulceras cutaneas causadas por depdsitos de oxalato, reduzir no maximo 30% do oxalato plasmatico,
terapia. Ndo oferecer Lumasirana significa redugdo dos eventos tromboticos repetidos com perdas isso em pacientes com as variantes genéticas
aceitar que esses pacientes irdo morrer sucessivas de acessos vasculares para hemodidlise além sensiveis a vitamina B6 (ndo sdo todas). E o
precocemente. de TVP de membros e tromboembolismo pulmonar. transplante renal isolado somente pode ser
Restabelecimento da condigdo de transplantabilidade, realizado na vigéncia do tratamento com
com possibilidade de transplante de rim isolado e ndo Lumasirana e ainda assim necessitara manter a
mais transplante de figado e rim, visto que os pacientes ja didlise intensiva por um tempo até que se
ndo teriam condigdes clinicas de suportar cirurgia com consiga esgotar as reservas mobilizaveis de
tamanho risco de mortalidade. , Negativo e dificuldades:  oxalato nos diferentes tecidos, para que se
A Unica dificuldade é o caminho para acesso ao possa proteger o novo rim dos depdsitos do
medicamento. A medicagdo é facil de usar e ndo oxalato que tentard sair/depositar no novo rim.
apresenta efeitos colaterais significativos. Nenhum na
minha experiéncia com 2 pacientes.
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: Lumasirana 32 - Sim, como profissional de saude, Qual: 42 - A medicacio proporciona 52 - Ndo
satde Trara oportunidade de tratamento sadica, Positivo e facilidades: Possibilidade terapéutica, Vitamina B6, citrato de pgtassio, mas sem bom resultado terapéutico,
especialmente para criangas melhor controle da doenca, Negativo e dificuldades: eficacia adequada, Positivo: Resposta preservando a fungio renal e
26/05/2025 Nenhum inadequada, tratamento ineficaz, Negativo: a qualidade de vida dos
Falta de resposta adequada pacientes
Praficstenal da 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2 - Sim, como profissional de saude, Qual: 42 - N3o 52 - N3o

saude
26/05/2025

Pacientes com hiperoxaluria primaria podem
ser poupados de tratamentos com elevada
mortalidade como transplante duplo figado-
rim quando diangosticados e tratados
precocemete. Ja existem trabalhos
prospectivos em adultos e criangas atestado
eficacia e seguranga do lumasiran

Transplante de figado e rim, Positivo: A
paciente tinha diagnostico de hiperoxaluria
primaria desde tenra idade (multiplos calculos
renais, hiperoxaluria e elevagdo de oxalato
plasmatico). Evoluiu com doenca renal cronica
dialitica com alta chance de recidiva da doenca
no rim transplantado. Optado por fazer
transplante de figado para baixar o oxalato
sanguineo e depois transplante renal. Ela foi
submetida a tres transplantes de figado (os dois
primeiros perdeu por trombose) e somente
ap6s bom funcionamento do terceiro
transplante hepatico ela recebeu um
transplante renal com doador falecido. Faz uso
cronico de imunossupressores com varias
infecgdes e perda parcial da fungdo renal. ,
Negativo: Necessidade de cirurgias de grande
porte com alta morbimortalidade, uso cronico
de imunossupressores, infecgdes de repetigdo,
risco de perda do enxerto de figado e recidiva
da hiperoxaluria levando a perda do enxerto
renal.
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Contribuiu
como:

Profissional de
saude

27/05/2025

12 Opinido, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Sou favoravel a incorporagdo da lumasirana no
SUS para tratamento da Hiperoxaldria Primaria
Tipo 1 (HP1), doenga genética ultrarrara, grave
e progressiva, sem tratamento especifico
disponivel atualmente no sistema publico.

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

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

32 - Sim, como profissional de saude, Qual:
tratamento padrdao com medicamentos e
mudanga na dieta e habitos de vida, Positivo:
beneficios muito pequenos se comparados as
necessidades dos pacientes , Negativo: poucos
resultados a longo prazo

42 Evidéncias clinicas:

42 - A lumasirana é a Unica
medicagdo aprovada que atua
na causa da doenga,
reduzindo a produgdo
hepatica de oxalato. Estudos
clinicos demonstram
redugdes sustentadas de mais
de 60% na excregdo de
oxalato urinario e plasmatico,
com perfil de seguranca
favordvel. No estudo
ILLUMINATE-A, 84% dos
pacientes tratados atingiram
niveis de oxalato abaixo de
1,5x o limite superior normal
(PMID: 33789010). Dados de
extensdo de 36 meses
mostraram manutengdo dos
beneficios e estabilidade da
fungdo renal (PMID:
39081738). Em criangas, o
estudo ILLUMINATE-B
evidenciou eficdcia similar
com melhora da
nefrocalcinose (PMID:
39355649).

52 Estudos
economicos:

52 - Apesar do custo
elevado, a medicagdo
pode reduzir a
necessidade de didlise e
transplantes, além do
impacto familiar, social e
econdmico da doenga. A
ndo incorporagdo
perpetua a desigualdade
e o prognostico ruim para
os pacientes. , , Diante
disso, solicito a Conitec
que reavalie sua posi¢do
preliminar e considere a
incorporagdo da
lumasirana no SUS,
garantindo acesso
equitativo a uma terapia
inovadora, segura e
potencialmente
transformadora.

Interessado no
tema

28/05/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
A tecnologia avaliada deve ser incorparado ao
SUS umas vez que é primeiro e Unico
tratamento para hiperoxaluria primaria tipo 1
com comprovagao cientifica demonstratada
em 3 estudos clinicos. o terapia de RNAi é
segura e eficaz e administrada de forma sub
cutanea, isso é muito importante para os
pacientes e profissionais de saude. Um
trabalho sobre aumento do diagndstico deve
ser iniciado urgentemente por parte dos
gestores de saude municipais, estaduais e
federais. O diagndstico precoce pode impactar
positivamente pacientes, familiares,
cuidadores e profissionais de satide. Um vez
diagnosticado e o tratamento inciado, a
lumasirana pode frear a gravidade da doenga e
a necessidade do transplante de rim, bem
como a orientagdo aos familiares.

22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual:
Lumasirana, Positivo e facilidades: melhora da qualidade
vida, redugdo dos niveis de oxalato, redugdo na formagdo
de célculo renal, preservagdo da fungdo renal., Negativo e
dificuldades: demora no incio do tratamento por ndo
estar incorporado ao SUS e ausencia de um PCDT de HP1.

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:
piridoxina, didlise renal., Positivo: melhora da
qualidade de vida, mesmo que por um tempo
pequeno., Negativo: falha ao tratamento,
necessidade de transplante renal, necessidade
de dialise 6 x na semana para tentar manter
nives de oxalato controlado.

42 - Nao
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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 satide, Qual: Lumasirana, 32 - Sim, como profissional de satide, Qual: o 42 - N3o a. Nio
saude doenga ultrarrara que tera impactopequeno Positivo e facilidades: perspectiva de cessar progressdod e tratamento ate entao era inespecifico, Positivo:
em termos de custo para o sistema de saide e  doenga metabdlica que provoca perda cronica de fungdo  piridoxina e alcalinizagdo urinaria podem ter
28/05/2025 enorme impacto na vida dos pacientes. O renal, gerando custos e deterioragdo da qualidade de vida efeito parcial na progressdo da doenca agindo
impacto do custo do tratamento poderd ser e redugdo da sobrevida, , Negativo e dificuldades: ndo ha. de forma indireta no metabolismodo oxalato e
amortizado pela redugdo do uso de recursos Negativos sdo os resultados do tratamento usual formagdo de calculos renais.Beneficio e efeito
sobretudo hemodiilis e transplante rim/figado parcial na progresdo da doenga, Negativo: alta
taxa de insucesso e piora inexoravel dos
sintomas apesar do tratamento
Erorissionailde 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32 - Sim, como profissional de saude, Qual: 42 - N3o a_Nio
saude O medicamento possibilita o tratamento de piridoxina, Positivo: ndo houve resultado
uma doenga que compromete varios 6rgdos e positivo, Negativo: A piridoxina ndo surtiu
28/05/2025 necessita de tratamento caros com efeito no caso do paciente com hiperoxaluria
hemodialise, transplante renal e hepatico, primaria do tipo 1, houve perda de enxerto
além da elevada morbidade. renal e posterior ébito de um paciente jovem.
N&o havia tratamento especifico para a doenca
na época.
Profissional de 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: Lumasirana, 2-Nao 42 - N3o 52 N3o
saude Possibilidade de novo transplante de rim e alta  Positivo e facilidades: Melhora clinica da dor éssea e
da hemodialise. mobilidade , Negativo e dificuldades: sem efeito colaterais
29/05/2025 identificafos
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 2. Nao 42 - N3o 52 - N3o
saude
29/05/2025
Organizacdo da 2. Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Nédo 2 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:, 42 _ N30 52 N3o
Sociedade Civil Positivo: , Negativo:
29/05/2025
Profissional de 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2 -, Sim,, como profissional de satide, Qual: Lumasiran, 2-Nido 42 - O estudo ILLUKINATE 52 - N3o
satde Melhora muito a qualidade de vida dos Positivo e facilidades: Medicamente atua restaurando o mostra os beneficios
pacientes que a utilizarem, evitando o metabolismo da glicolato oxidase, reduzindo a excregdo
29/05/2025 transplante hepdtico. renal de oxalato e retardando perda de fungdo renal.
Importante alternativa custo efetiva para o tratamento da
hiperoxaluria priméria., Negativo e dificuldades: A op¢do
terapéutica é o transplante hepatico que além de ter
custo altissimo para o servigo de satide impacta
negativamente a vida e sobrevida do paciente pela
imunossupressao vitalicia
Profissional de 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2., Sim,, como profissional de satde, Qual: Lumasirana, 2 - Sim, como profissional de saude, Qual: 42 - Nao 52 - Nao

saude

29/05/2025

Tratamento para uma doenga rara que nao
tem cura exceto transplante hepatico que é um
procedimento caro e arriscado para a cida do
paciente

Positivo e facilidades: Tenho uma paciente com
hiperoxaluria priméaria diagnosticada apos transplante
renal. Ela vem usando a medicagdo e apresneta melhora
importante dos sintomas. O tratamento émessencial para
manutengdo do enxerto renal evitando depositos de
oxalato de calcio que levam a perda do transplante renal,
Negativo e dificuldades: Nenhuma! Fécil aplicagdo
subcutanea e sem efeitos colaterais importantes

Piridoxina... mas esse medicamento é so um
retardador da doenga, O outro tratamento
definitivo é o transplante de figado, que traz
inumeros riscos ao paciente, Positivo:
Diminuigao parcial, Da excregdo de oxalato,
Negativo: Nenhum
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Contribuiu
como:

12 Opinido, comentario:

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

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

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

a. i a_ N3 a_N3 = =
Familiar, amigo 12 .Eu acho que deve ser mcorp.orado noSUS, 22-Nao 32 - Nao a_N3o a_ Nio
ou cuidador de Muitas pessoas carentes necessitam da
ent medicagdo e ndo tem condi¢des de comprar.
paciente
30/05/2025
a_ i a_ a_ ~ ~
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS Ndo Nao 42 - N3o 52 . N3o
ou cuidador de
paciente
30/05/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim, como paciente, Qual: Lumasiran (Oxlumo, 2.-Nao 42 - N3o 52 N3o
ou cuidaldor de Esse medicamento é a possibilidade de que Positivo e facilidades: Uma nova vida ., Negativo e
K meu filho de apenas 5 anos possa voltar a viver dificuldades: Por ser um medicamento de alto custo, sua
paciente , pois hoje ele encontra-se em hemodialise 5x  compra é invidvel , e por ndo conseguir receber pelo sus .
30/05/2025 na semana, esta com disfungdo cardiaca,
encontra-se na fila do transplante renal , mais
s6 podera transplantar apés o uso da
medicagdo em questdo .
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32- Ndo 42 - N3o 52 - N3o
7
ou cuidador de
paciente
31/05/2025
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de satde, Qual: Nao, Positivo 32 - Ndo 42 - N3o 52 N3o

tema

31/05/2025

€ a unica opgao disponivel para esta doenga

e facilidades: Ainda sem, Negativo e dificuldades: Ndo se
aplica
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Contribuiu
como:

Profissional de
saude

01/06/2025

12 Opinido, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Ja acompanhei 8 pacientes com o diagnéstico
desta doenga, todos com manifestagdo abaixo
de 9 anos de idade, ja necessitando de didlise.
Cinco iniciaram dialise entre 2 meses e 13
meses de vida. 1 fez somente didlise aguda e
logo foi a 6bito, demais pacientes fizeram
didlise cronica (didlise peritoneal e/ou
hemodialise). Os que tiveram acometimento
mais precoce da doenga sdo os que tiveram
mais complicagdes relacionadas a oxalose
sistémica (miocardiopatia, neuropatia
periférica, depdsito de oxalato na cdérnea,
calcificagdo intracraniana, fratura). Em todos os
cronicos foi aventada a possibilidade de
transplante (Tx). Um fez Tx renal isolado e teve
recidiva da doenga, com perda do enxerto apds
2 meses e Obito apds 5 meses, outro fez Tx
duplo concomitante de figado e rim, indo a
6bito 3 dias depois do tx, outro fez tx hepatico
sendo o pai o doador, com programagéo de
fazer o tx renal na sequéncia, mas foi a ébito
alguns dias depois do tx hepatico. Dois
pacientes foram a ébito sem fazer tx. Dois
pacientes ainda estdo em acompanhamento,
fazendo hemodialise em esquema intensivo e
recebendo Lumasirana. Um faz HDF 6 vezes
por semana e uma fazia HDF 6 vezes por
semana, mas com a melhora dos niveis do
oxalato sérico com o uso da Lumasirana,
conseguiu reduzir para 5 vezes por semana. A
intengdo é que eles sejam submetidos ao tx
renal isolado, com uso de Lumasirana
mantido, sem necessidade de fazer o tx
hepatico, pois, principalmente o paciente que
mantém HDF 6 vezes por semana, ndo tem
condi¢des de ser submetido a transplante
duplo, pela alta morbimortalidade. Esta é a
chance desses pacientes terem uma qualidade

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

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual: Lumasirana,
Positivo e facilidades: Redugdo dos niveis séricos de
oxalato em pacientes em didlise cronica, sendo possivel
inclusive reduzir a frequéncia da didlise em uma das
pacientes de 6 vezes para 5 vezes por semana. Por ser
uma medicagdo subcutanea, ndo ha dificuldade na
administragdo., Negativo e dificuldades: A principal
dificuldade é que os pacientes recebem a medicagdo por
processo judicial e tem apresentado atraso na compra e
fornecimento das doses, comprometendo o esquema
posoldgico e agdo da medicagdo, bem como
planejamento para tratamento futuro.

32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas:

efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, como profissional de saude, Qual:
Todos os pacientes que acompanhei ja
chegaram em DRC estagio V, necessitando de niveis de oxalato sérico
terapia renal substitutiva. Nesta fase , mesmo em pacientes em
hiperidratagdo e citrato ndo tém mais indicagdo izjise

para evitar progressdo da doenca. Experiéncia

com outro Medicamento - piridoxina.

Experiéncia com Didlise peritoneal, hemodialise

e hemodiafiltragdo . Experiéncia com

transplante renal isolado, transplante hepatico

isolado e transplante duplo figado-rim,

Positivo: Experiéncia com didlise peritoneal ,

hemodialise e hemodiafiltragdo - mantiveram

controle da doenga renal crénica, Negativo:

Experiéncia com outro Medicamento -

piridoxina , sem resposta nos pacientes que

acompanhei, provavelmente por serem

portadores de mutagbes ndo responsivas a

piridoxina., Experiéncia com Dialise peritoneal,

hemodidlise e hemodiafiltragdo - ndo sdo

suficientes para manter o oxalato em niveis

baixos, Tx renal isolado - paciente teve recidiva

da doenga no enxerto, retornando a didlise , Tx

duplo concomitante figado e rim - paciente

faleceu 3 dias apds o transplante, Tx hepatico

isolado com programacdo de Tx renal na

sequéncia - paciente faleceu 2 dias apds o

transplante

42 - Reitero a resposta aouso 52 - Ndo

da medicagdo com redugdo

Profissional de
saude

01/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS

2.- Nao

Profissional de
saude

01/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Trata se de uma medicagdo que muda
completamente o curso da doenga de maneira
satisfatdria. Promovendo qualidade de vida e
uma vida digna para os paciente, em especial
os pediatricos

22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: Lumasirana,
Positivo e facilidades: Redugdo de oxalato sérico,
Negativo e dificuldades: Dificuldade de obtengdo da
medicagdo de maneira adequada para que as doses ndo
atrasem

2-Nao
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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.- I?u.'flcho que deve ser incorporado n.o SUS, 22-Néo 32 - Nao a_N3o a_ Nio

p Possibilidade de ter um tratamento efetivo da
saude

doenga.

01/06/2025
Profissional de 12-Eu achq gue devg ser incorporado no SUS, 22-Nao 32-Ndo a_Nio a_Nio

, Relatos positivos da literatura
saude
01/06/2025
raffadtenal dle 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de satide, Qual: Com o 32 - Sim, como profissional de saude, Qual: 42 - Nio 2 _ Nio

saude

01/06/2025

Esse medicamento pode impactar na melhoria
da qualidade e sobrevida dos pacientes
portadores dessa doenga grave que leva ndo
apenas ao comprometimento renal, como
também de outros 6rgdos

préprio medicamento que estd sendo avaliado nessa
consulta publica (lumasirana sddica), em pacientes
acompanhados em nosso servigo, Positivo e facilidades:
Melhora da fungdo renal apds inicio do mesmo, Negativo
e dificuldades: Pelo pequeno nimero que teve a
oportunidade de uso até o momento, ainda ndo
observamos efeitos colaterais significativos

Citrato de potassio e piridoxina, que sdo usados
como sintomaticos, mas ndo interferem na
evolugdo da doenga que costuma progredir
para necessidade de terapias de substituigdo
renal , Positivo: Retardo na evolugdo da doenga
em alguns pacientes que respondem a
piridoxina, Negativo: Sdo medicamentos
sintomaticos que ndo retardam de forma
significativa a evolugdo da doenca
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:

Profissional de 12 - Eu acho’q.ue d.ev«’e .ser.incorporadct no SUS, 2. Ndo 2. Ndo 2_Nio a_Nio

satde A hiperoxaluria priméria tipo 1 (HP1) é uma
doenca genética rara caracterizada pela

01/06/2025 superprodugdo de oxalato, resultando em
formacédo de célculos renais e, eventualmente,
insuficiéncia renal. A lumasirana sédica, um
RNAI terapéutico, tem demonstrado eficacia
significativa no tratamento da HP1 ao silenciar
o gene responsavel pela produgdo excessiva de
oxalato, reduzindo assim os niveis de oxalato
urinario e prevenindo a formagao de calculos.
Ensaios clinicos de fases Il e Il confirmaram
que a lumasirana reduz significativamente os
niveis de oxalato, com um perfil de seguranga
favordvel, ja que os eventos adversos foram
geralmente leves a moderados. O tratamento
pode melhorar a qualidade de vida dos
pacientes, diminuindo a carga de sintomas e a
necessidade de procedimentos invasivos, além
de preservar a fungdo renal. Embora o custo
inicial do tratamento possa ser elevado, a
redugdo nos custos associados a
hospitalizagOes, procedimentos cirurgicos e
tratamento de insuficiéncia renal terminal
pode compensar significativamente, tornando-
o economicamente vidvel a longo prazo. Assim,
a inclusdo da lumasirana no Sistema Unico de
Saude (SUS) garantiria que pacientes com HP1
tenham acesso a uma terapia inovadora e
eficaz, melhorando resultados clinicos e de
qualidade de vida, sendo altamente
recomendada sua incorporagdo no SUS para o
tratamento de HP1.

Pagina 14 de 30



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 achovque deve ser incor;zora.do noSuUs, 22-, Sﬁm,, c?mo profissio.nal de S:':ll:IdIE, Qual.: (0] 2-Nao 42 - Ensaios clinicos a_Nio
satde Dada a grawdade fja !—|P1, a.ausenaa de Iumas‘lr.ana éum RNA] de |nFerf§renC|a (RNAl) qL.Je age randomizados (como o
alternativas terapéuticas eficazes no SUS, o especificamente no figado, inibindo a enzima glicolato estudo ILLUMINATE-A)
01/06/2025 risco elevado de complicagdes sistémicas e oxidase (GO), o que reduz a produgdo de oxalato a demonstraram que o uso do
morte precoce, a capacidade do lumasirana de  montante do defeito enzimatico da HP1. Dessa forma, ele lumasirana reduz os niveis
modificar o curso da doencga, melhorar atua na via patogénica da doenga, reduzindo urinarios de oxalato em mais
desfechos clinicos e possibilitar estratégias de  significativamente os niveis urindrios e plasmaticos de de 60% nos pacientes com
transplante menos complexas e arriscadas, sua  oxalato, sendo atualmente a Unica terapia aprovada com HP1, com efeito sustentado e
incorporagdo na saude publica se justifica base em um mecanismo fisiopatoldgico especifico para a redugdo de eventos clinicos
plenamente., , Adicionalmente, a inclusdo do HP1., Positivo e facilidades: A hiperoxaltria primaria esta como célicas renais, episédios
lumasirana no SUS estd alinhada aos principios  fortemente associada a progressdo para doenga renal de obstrucgo por calculos e
de equidade e integralidade do cuidado, cronica terminal em criangas e adultos jovens, muitas hospitalizacdes relacionadas a
garantindo acesso a tratamento moderno e vezes exigindo transplante renal precoce e até transplante litiase. A seguranca do
eficaz para uma populagdo negligenciada, com  hepato-renal combinado. A redugdo da produgdo hepatica e coloilconsiderada
potencial de transformar a histéria natural de de oxalato promovida pelo lumasirana oferece potencial elevada, com efeitos adversos
uma doenga devastadora. de prevenir ou retardar a progressdo da doenga renal, leves e transitorios,
com impacto significativo na morbidade e qualidade de principalmente no local da
vida dos pacientes., , Além disso, uma vez estabelecida a aplicagdo subcutanea.

insuficiéncia renal, o oxalato ndo pode mais ser
eficientemente excretado, levando ao acimulo sistémico
da substancia (oxalose sistémica), com comprometimento
cardiaco, ésseo, oftalmoldgico e neurolégico, além de
limitar severamente o sucesso de transplantes isolados.,
Em pacientes transplantados apenas com rim, sem
corregdo do defeito hepatico de produgdo de oxalato, ha
altissimo risco de recidiva da hiperoxaltria e faléncia do
enxerto renal. Nesse contexto, o lumasirana tem papel
crucial na prevencgdo da recorréncia da doenga no rim
transplantado, promovendo controle metabdlico efetivo
mesmo apods o transplante. Essa possibilidade representa
avanco significativo na estratégia terapéutica e reduz a
necessidade de transplantes hepato-renais combinados,
que possuem maior morbimortalidade., Negativo e
dificuldades: Embora o lumasirana tenha custo elevado,
especialmente por se tratar de uma terapia para doenga
ultrarrara, é importante considerar:, Os custos evitaveis
com hospitalizagées frequentes por nefrolitiase,
procedimentos cirlrgicos uroldgicos, didlise e
transplantes, , O elevado impacto financeiro, fisico e
emocional dos transplantes hepato-renais, , A melhora na
qualidade de vida, funcionalidade e expectativa de vida
dos pacientes, , A economia indireta com redugdo de
internagGes prolongadas e necessidade de suporte clinico
continuo., Modelos de avaliagdo de tecnologias em saude
(ATS) internacionais ja apontaram que, em doengas raras
com terapias de base, o custo por ano de vida ajustado
por qualidade (QALY) pode ser aceitavel em limites mais
altos, dada a auséncia de alternativas eficazes e o alto
grau de necessidade ndo atendida.
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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 - N&o acho que deve ser incorporado no 22 - Sim,, como profissional de saude, Qual: 32-Ndo 42 - ndo 52 n3o
saude SUS, Salva a vida de criangas se usado dapagliflozina, Positivo e facilidades: melhora
precocemente consideravel da doenga hiperoxaluria tipo 1, Negativo e
01/06/2025 dificuldades: sem comentarios
Yraffadtensl dle 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32 - Sim, como profissional de saude, Qual: 2 _Nio 2 _N3o
saude Havendo uma medicdo efetiva para o Hemodialise e transplante, Positivo: Sdo
tratamento de uma doenga que leva procedimentos que salvam vidas., Negativo:
02/06/2025 inexoravelmente a perda de fungdo de um ComplicagGes relacionadas ao pds-transplante,
6rgdo, acredito que todo paciente deveria ter o infecgdes e as alteracdes de estilo de vida
direito de se benéeficiar. relacionadas a hemodialise cronica.
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Nédo 32- Ndo 42 - N3o 52- N3o
saude A oxalose recorre no rim transplantado. E
leva a perda do enxerto renal. Com esta
02/06/2025 medicagdo, o paciente sera bem sucedido.
Piafiatensl da 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2 - Sim, como profissional de saude, Qual: 42 - N3o 52 N3o
satde Essa medicagdo vai fazer muita diferenga para Didlise e transplante renal, Positivo: Pacientes
os pacientes afetados em termos de qualidade entram em programa de didlise desde a
02/06/2025 de vida e controle da doenga infancia e necessitam de transplante duplo
(rim/figado? para controle da doenga,
Negativo: Perda do desenvolvimento das
criangas em dialise
Profissional de 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS a2-Ndo 2-Néao a_Nio a_ Nio
saude
02/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Citrato de 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 - N3o 52 - N3o

ou cuidador de
paciente

02/06/2025

,,, Lhe dar com a Hiperoxaluria primaria e
muito complicado antes da doenga afetar
minha mde tinha uma vida ativa , trabalhava
sem reclamacdo cheia de vida ., Apds a doenca
alem de exames em cima de exame,
procedimentos cirdrgicos , dores a vida ndo era
mais a mesma as dores ja tomava conta do dia
a dia minha mae foi um doadora na qual s6
tinha 1 rins ., Devido a demora do
medicamento eu acabei perdendo minha mae,
estavamos lutando pelo o remédio na qual o
juiz ja havia favorecido porém devido a
compra e entrega da medicagdo acabamos
perdendo ela, vendo em consideragdo ja é o0 4
pessoa da familia que perdemos mediante essa
doenga., Ja estavamos com mais de 1 ano
lutando e esperando por essa medicagdo
minha mé&e ndo pode mas retarda a doenca
,porem hda muitas pessoas no processo dessa
doenca rara na qual ndo tem a necessidade de
aguardar por um tratamento tao importante
incluindo meus tios , primos !

potassio, Positivo e facilidades: Ele comegou a tomar o
citrato de potdssio sem nenhum resultado sempre criava
pedras ., Negativo e dificuldades: Mesmo ela tomando o
citrato sentia dor, dificuldade de ter a luta de casa,
repetidas infencao urinar, muito cdlculo renal sempre ao
repetir os exames multiplicava sem eficacia, sem
mudanga no quadro.

Foi realizado uma litrotripsicia na retirada de
calculos na qual com 1 més ja estava o dobro
das pedras ., Positivo: Ela foi tdo esperado
porém voltou novamente as pedras ., Negativo:
Todos foram negativos pois ndo houve
processo nos medicamentos, cirurgias
realizadas!
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Contribuiu
como:

Profissional de
saude

02/06/2025

12 Opinido, comentario:

12 - N3o tenho opinido formada, E a Gnica
forma de tratar essa doenga para pacientes
sem condigdes de pagar por ela.

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

dificuldade, outros efeitos:
22 - Nao

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

32 - Sim, como profissional de saude, Qual:
Transplante de figado e rim, Positivo: As
criangas ndo sobreviveram para a gente poder
falar sobre resultados positivos, Negativo:
Obito

52 Estudos
economicos:

42 Evidéncias clinicas:

42 - Estudo multicentrico 2.-Nao
2023 - Bernd Hoppe com os

dados sobre o uso de

lumasirana para o tratamento

de hiperoxaluria primaria

Empresa
fabricante da
tecnologia
avaliada

02/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
A Alnylam apresenta suas contribuigdes as
recentes discussdes acerca de incorporagdes de
novas opgdes terapéuticas para o tratamento
da hiperoxaldria primaria tipo 1, visando
agregar para a decisdo qualificada, baseada nas
melhores informagdes e evidéncias. , ,
Gostariamos,de reforgar o papel da Alnylam no
enfrentamento da HP1, doenca ultrarrara que
ndo conta com nenhuma opgdo terapéutica
especifica incorporada ao SUS. Oxlumo®
(lumasirana sédica) é um tratamento seguro e
eficaz, aprovado pela ANVISA, FDA, EMA entre
outras agencias regulatérias, além de diversas
agéncias de avaliagdo de tecnologias em saude,
dentre elas o NICE. A proposta da Alnylam visa
melhorar a jornada diagndstica desses
pacientes, além de trazer previsibilidade para
SUS considerando-se um modelo de risco
compartilhado através de um limite maximo
anual de frascos, a ser adquirido pelo
Ministério ano a ano enquanto o contrato
estiver vigente. , , Reforcamos mais uma vez,
que nos coloca a disposigdo para continuarmos
avancando nas politicas de acesso, sobretudo,
na discussdo da lumasirana sddica., ,

32-Ndo

42 - Ndo 52 - Ndo

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

02/06/2025

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

02/06/2025

2 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Ja perdi um filho com essa doenga, tive g mudar
de cidade ,perdi meu casamento com isso
.estou sozinha com meu filho lutando contra
essa doenga.preciso muito dessa medicagdo.

2.- Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual:
Lumasirana, Positivo e facilidades: Meu filho esta usando
a medicagdo e teve melhoras do oxalato no sangue,
Negativo e dificuldades: Atraso no fornecimento do
remédio s6 consegui através da justica

2 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:
Didlise peritoneal e hemodidlise , Positivo: Ele
precisa da didlise pra viver , Negativo: SO a
didlise ndo e suficiente pra ele ficar bem

,melhorar od nivel de oxalato,pra poder fazer o

transplante

42 - Nao 52-Nao
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Contribuiu
como:
Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

02/06/2025

12 Opinido, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Lhe dar com a Hiperoxaluria primdria e muito
complicado antes da doenca afetar a saude de
amigo tinha uma vida ativa, trabalhava sem
reclamacédo cheia de vida ., Apds a doenga
alem de exames em cima de exame,
procedimentos cirurgicos , dores a vida ndo era
mais a mesma as dores ja tomava conta do dia
a dia minha amiga foi um doadora na qual s6
tinha 1 rins ., Devido a demora do
medicamento eu acabei perdendo minha
amiga, estdvamos lutando pelo o remédio na
qual o juiz ja havia favorecido porém devido a
compra e entrega da medicagdo acabamos
perdendo ela, vendo em consideragdo ja é o 4
pessoa da familia que perdemos mediante essa
doencga., Ja estavamos com mais de 1 ano
lutando e esperando por essa medicagdo
minha amiga ndo pode mas retarda a doenga
,porem ha muitas pessoas no processo dessa
doenca rara na qual ndo tem a necessidade de
aguardar por um tratamento tao importante
incluindo tios e primos Idessa amiga,

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

22 - Sim,, como cuidador ou responsdvel, Qual: Citrato de
potassio , Positivo e facilidades: Ela comegou a tomar o
citrato de potdssio sem nenhum resultado sempre criava
Pedras, Negativo e dificuldades: Mesmo ela tomando o
citrato sentia muita dor,dificuldade de fazer tarefas de
casa,repetidas infec¢des urindria ,muito célculo renal
sempre ao repetir os exames multiplicava eficacia,sem
mudanga no quadro

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

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:
Foi realizado uma litotripsia de calculos na qual
1 més ja estava o dobro das pedras, Positivo:
Ela foi tdo esperado porém voltou novamente
as pedras, Negativo: Todas foram negativos
pois ndo houve processo nos
medicamentos,cirurgico realizada

42 Evidéncias clinicas:

42 - N3o

52 Estudos
economicos:

Profissional de
saude

02/06/2025

2 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
A HP1 é uma doenca genética rara porém de
elevada gravidade e morbi-mortalidade,
acometendo com muita frequéncia criangas,
além dos adultos, e trazendo consequéncias
nefastas do diagndstico tardio em quadros de
doencga renal crénica terminal ou ja em terapia
dialitica, que comprometem nao sé a satde do
paciente, mas o Sistema de Saude como um
todo, pela necessidade de hemodialise didria
(oxalato pouco dializavel) e transplante duplo
de figado e rim. A Lumasirana é a Unica droga
altamente especifica para o tratamento da HP1
, com resultados benéficos confirmados em
estudos de fase Il e j4 uma série de estudos de
vida real, com poucos efeitos colaterais., ,

2 - Sim, como profissional de satide, Qual: A
Vitamina B6, age como cofator na redugdo na
concentragdo do oxalato no sangue e na urina.,
Positivo: O efeito da vitamina B6 é capaz de
reduzir mais do que 30% na concentragdo do
oxalato no sangue e na urina ajudando na
depuragdo do oxalato podendo inclusive ser
utilizado para preparar o paciente para receber
Lumasirana, ajudando na depuragdo da grande
quantidade de oxalato circulante e mobilizagdo
de oxalato de outros tecidos assim como
tratamento adjuvante., Negativo: O efeito da
vitamina B6 na redugdo na concentragdo do
oxalato no sangue e na urina depende do tipo
de mutagdo do paciente ( s6 alguns sdo
responsivos )., Em doses elevadas tem
neurotoxicidade. Quando o paciente é
parcialmente responsivo ou ndo responsivo a
vitamina B6, a Lumasirana ja esta indicada
como tratamento

42 - Envio em anexo, a minha
contribuigdo cientifica,
discorrendo sobre a
necessidade da incorporagdo
da Lumasirana ao SUS,
trazendo uma atualizagdo dos
estudos cientificos, através de
novas referéncias
bibliograficas referentes a
extensdo dos estudos clinicos
pivotais ( cuja grande parte ja
tem 36 meses de duragdo ),
estudos de casos de
experiéncia de vida real
utilizando a medicagdo com
duragdo de até 2 anos e um
estudo de meta-analise com
resultado positivo. Saliento a
recomendagdo por Diretrizes
Internacionais, Agéncias
Regulatdrias e incorporagdo
vigente em diversas partes
do mundo.

Profissional de
saude

02/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS

22 - Ndo

2-Ndo
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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:
Familiar, amigo 12 - Eu acho que.deve ser incorporado no SUS, 22 “ Sim,, como pr.ofissiopfal de saude, Qual:, Positivo e 32 -.§im, como p.rofissional de saude, Qual:, 42 - N3o a_ Nio
. Conheco duas criangas que dependem facilidades: , Negativo e dificuldades: Positivo: , Negativo:
ou cuidador de ) .
K diretamente desta medicacao para melhora
paciente B
02/06/2025
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Ndo 2.-Néao 42 - N3o 52 . N3o
ou cuidador de
paciente
02/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Citado de 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 _ N30 52 N3o
. Pessoas no processo dessa doenga rara na qual potdssio, Positivo e facilidades: Ele comegou a tomar o Foi realizado uma litrotrispsicia na retirada de
ou cuidador de N - ) (o . X s
K ndo tem a necessidade de aguarda por um citrato de potdssio sem nem um resultado sempre criava  cdlculo na qual com 1 més ja estava o dobro
paciente tratamento tdo importante como meus pedras., Negativo e dificuldades: Mesmo ele tomando o das pedras., Positivo: Foi tdo esperado porém
02/06/2025 familiares. citado sentia dor,dificuldade de fazer a lutar de voltou novamente as pedras., Negativo: Todos
casa,repetidas infecg¢do urinar,muitos calculos renal foram negativos pois ndo houve processo nos
sempre ao repetir os enxames mutiplicava sem eficdciae medicamentos e cirurgias realizadas.
sem mudangas no quadro.
Profissional de 12-Eu lacho que deve ser incorporado no SPS, 22 —.,‘Sim,, co.n?o profissional de slagde, Qual: Fumafirana, 3? - Sim, como‘p.roﬁssional de saude, Qual: 42 - N3o 52 - N3o
saude A HP1 é uma doenga grave, rara e progressiva,  Positivo e facilidades: Melhora clinica e estabilizagdo da Piridoxina, Positivo: Nenhum ou quase nenhum
com impacto devastador na fungdo renal e fungdo renal, Negativo e dificuldades: Dificuldade: prego  se usado isoladamente, Negativo: Nenhum
02/06/2025 qualidade de vida, especialmente quando o
diagnéstico é tardio. O desenvolvimento de
uma terapia-alvo, como a lumasirana,
representa um avango significativo, com
beneficios documentados em desfechos
clinicos relevantes, como preservacgdo da
fungdo renal, reducgdo da urolitiase e melhora
da nefrocalcinose, além de perfil de segurancga
favoravel., Com base na totalidade da
evidéncia disponivel, incluindo ensaios clinicos
controlados, estudos de extensdo e dados de
vida real, recomendamos fortemente a
reconsideragdo da decisdo preliminar da
Conitec, de modo a permitir o acesso ao
tratamento com lumasirana para pacientes
pediatricos e adolescentes diagnosticados com
HP1 no Brasil.,
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Nao 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 _ N30 52 - N3o

ou cuidador de
paciente

02/06/2025

Meu esposo luta contra essa doenga e precisa
dessa medicagdo ou vai acabar como seus trés
irmdos mortos,uma bem recente agora minha
cunhada morreu tem 10 dias fazendo didlise e
mesmo assim ndo teve jeito essa medicagdo
pode salvar a vida dele sem precisar de uma
longa demora na justica ,por favor aprove essa
medicagdo meu esposo ndo trabalha porque
sente dor por causa de tantas pedras, nos
precisamos viver fora de hospital

Litocit , Positivo: Nenhum , Negativo: Negativo
medicamento muito caro e ndo resolve nada
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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:
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Ndo a_Nio a. Nio
ou cuidador de
paciente
02/06/2025
ieressds ne 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 2 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 _ N30 52 _ N3o
tema Porque a saude é o bem estar &€ um direito Lumasirana sadica , Positivo e facilidades: Minha filha faz  Hemodidlise 6 vezes na semana , Positivo:
constitucional uso desse medicamento, e teve uma melhora significativa Conseguimos tirar uma se¢do semanal de
02/06/2025 com o tratament, sendo que hoje de 6 se¢des de hemodialise apds o uso do medicamento
hemodialise semanais passamos para 5 se¢des com a Negativo: Nenhum
lumasirana sadica, Negativo e dificuldades: Tivemos que
entrar com processo judicial para ter acesso ao
medicamento que hoje traz qualidade de vida a minha
filha
Paciente 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2-Néao a_Nio 52 N3o
Pois existe pacientes que ndo possuem
02/06/2025 condigdes financeiras
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: , Positivo e 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:, 4a_ Nio a_Nio
ou cuidador de facilidades: , Negativo e dificuldades: Positivo: , Negativo:
paciente
02/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: , Positivo e 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 2 - N3o 2 - N3o
ou cuidador de Pg pagamos nossos impostos, e merecemos facilidades: , Negativo e dificuldades: Diabetes , Positivo: Atendimento , Negativo:
ient uma saude melhor Demorar muito
paciente
02/06/2025
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:  4a _"a |umasirana sodica é 52 _ N3o
ou cuidador de "Esse medicamento é eSS}enciaI para o ) Citrato de potdssio e Vitamina B6, Positivo: um medicamento 6rfio e,
K tratamento da Hiperoxaluria primdria tipo 1 e é Percebi que esses medicamentos auxiliam a portanto, o tinico
paciente o Unico que consegue ""silenciar"" o gen. O diminuir os niveis do oxalato, no entanto ndo medicamento capaz de
02/06/2025 citrato de potdssio e a vitamina B6 sdo os niveis ndo conseguem baixar o suficiente "isilenciar™ o gen."
adjuvantes e ndo resolvem o problema. Se esse para atingir os valores ideais de oxalato na
medicamento for incorporado, facilitara o urina 24 horas, Negativo: Esses medicamentos
acesso pelos pacientes. " ndo conseguem baixar o nivel de oxalato o
suficiente para atingir os valores ideais na urina
24 horas
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Nao 32-Ndo 2 - N3o 2. Nio

ou cuidador de
paciente

02/06/2025
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Contribuiu
como:

12 Opinido, comentario:

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

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

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32 - Nao a_N3o a_ Nio
7
ou cuidador de
paciente
02/06/2025
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Ndo 2.-Néao a_Nio 52 . N3o
ou cuida,dor de Falar sobre dificuldade da crianga ter que vir
K tantas vezes ao hospital, falar que uma das
paciente pacientes conseguiu diminuir 1 dia de
02/06/2025 hemodidlise
Paciente 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim, como paciente, Qual: Lumasirana sodica, Positivo 32 - Sim, como paciente, Qual: Litocit, Positivo: a_N 5a_ N
Deveria ser incorporado no sus para facilitar o e facilidades: O resultado dos exames vieram no limite da  Ele reduz um pouco a formagdo de calculo,
02/06/2025 acesso ao medicamento, pois a demora no referencia que antes estavam altos, Negativo e Negativo: N/a
importagdo pode resultar em piora do quadro  dificuldades: N/a
Profissional de 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Ja cuidei 2 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: a_Nio a_ Nio
saude Eu penso que um tratatmento que retarde ou  de pacientes transplantados por causa dessa doenga, Transplante de rim e figado, Positivo: O
mesmo impega a progressdo dos depdsitos de  Positivo e facilidades: Minha experiéncia advém da falta transplante é benéfico mas é uma alternativa
02/06/2025 oxalato pelos érgdos pode representar um do medicamento que obrigou criangas a serem cara e com elevada morbi-mortalidade
grande beneficio num quadro grave, raro e submetidas a transplante duplo (figado-rim) exatamente  associada, Negativo: Se a Unica solugdo for o
devastador pela ndo disponibilidade dessa terapia, Negativo e transplante, ha risco de infecgdes e
dificuldades: Eu conhego os resultado sem esse desenvolvimento de tiumores, além da rejeicdo
tratatmento e os resultados positivos da literatura dos drgdos
cientifica com o tratamento
2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2.-Néao a_Nio 52 N3o

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

02/06/2025

E importante a incorporagdo do medicamento
no SUS , pois assim o aceso ficara mais facil
para pessoas que necessita do tratamento,
melhorando assim a qualidade de vida pois e
uma medicagdo de custo alto dificultando mais
ainda o acesso na qual ja convivi com
primos,amigos na qual sé quem sabe o
sofrimento e quem estd perto mediante a
didlise , o desgaste entdo seria vidvel essa
medicagdo ndo falo apenas como primo mais
sim para todas as pessoas que necessita
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Contribuiu
como:
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Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de satde, Qual: Lumasirana, 32 - Ndo a_Nio a. Nio
saude A hiperoxaluria priméria tipo 1 é uma doenga Positivo e facilidades: A medicagdo tem facil aplicagdo
grave, e se ndo tratada pode causar doenga (sub cutanea), e a posologia mensal ni inicio e depois
02/06/2025 renal terminal e necessidade de transplante trimestral facilita a regularidade da administragdo. A
hepatico e renal, com grande onus para o crianga (paciente) ndo apresentou efeitos colaterais
paciente, a familia, e o Estado. Além disto, exceto pouca dor local por alguns minutos. , A avaliagdo a
outras comorbidades em outros orgdos. partir 1 mes de uso identificou redugdo dos niveis de
oxalato na urina, conforme esperado, ou seja, houve boa
resposta terapeutica, Negativo e dificuldades: A
Lumasirana ainda nao foi incorporada ao SUS, e por ser
medicagdo de alto custo a familia do meu paciente ndo
teve condigdes de comprar. A familia recorreu ao
ministerio publico, e somente apds cerca de um ano a
crianga conseguiu receber a medicagdo
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Luminaria 32 - Ndo 2 _Nio 2 _N3o
ou cuidador de Os medicamentos para doengas raras deviam , Positivo e facilidades: A possibilidade de transplante para
R ter mais facilidade para a solicitagdo junto ao meu filho , Negativo e dificuldades: A demora na liberagdo
paciente SuUs do medicamento
02/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Nado 2.-Nao 42 - N3o 52 - N3o
ou cuidador de
paciente
02/06/2025
Piafiadtensl da 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2-Néao a_N3o a_ Nio
saude Embora rara, a doenga é extremamente grave
e a literatura recomenda o medicamento como
02/06/2025 capaz de mudar o progndstico da doenga, que
sem tratamento, é sombrio
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Nédo 2.-Néao 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de
paciente
02/06/2025
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2- Ndo 2.-Néao a_Nio 52 N3o
ou cuidador de
paciente
02/06/2025
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Nédo 2.-Nao 42 - N3o 52 - N3o

tema

02/06/2025

De acordo com o que me foi explicado pela
nefrologista do meu filho, estd medicagdo pode
salvar a vida se muitas criangas
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a. i a_Nj3 a_ N3 - ~
Familiar, amigo 12 EuachoqfedevesennaxpomgonoSUS, 22 - Ndo 32 - Nao a_N3o a_ Nio
. Uma medicagdo de extrema necessidade, que
ou cuidador de o
K pode favorecer vida digna, aos que dele
paciente necessitam
02/06/2025
a. i a_ N3 a_ N3 . «
Familiar, amigo 2 EuachoquedgvesermcorpomdonoSUS, Ndo Nao 42 - N3o 52 . N3o
. pode ta salvando vidas
ou cuidador de
paciente
02/06/2025
a. i a_ N3 a_ N3 - ~
Familiar, amigo 12 EuashoquedeveseﬁnaxpomdonoSUS, Néo Nao 42 - N3o 52 N3o
. Eu acredito que se o medicamento apresenta
ou cuidador de :
K melhoras nos pacientes tem que ser aprovado
paciente e incorporado aos tratamentos do SUS para
02/06/2025 que possa ser tratado o maior nimero possivel
de pacientes que precisam do tratamento.
Profissional de 2. Eu acho que deve ser incorporado no SUS Zfl' " Sim,, como proﬁssional.de saude, Qu.al: Lum;i\s.irana ) ‘2‘ - Sim, como pr.oﬁss?o.nal ¢.1e saude, Q.ua.I: 42 - N3o 52 N3o
saude Piridoxina , Citrato de potassio , Hemodialise , Positivo e Citrato de potassio , Piridoxina, Hemodialise ,
facilidades: Excelente resultado , Dificuldade extrema na  Positivo: Hemodiafiltracao com maior poténcia
02/06/2025 aquisicdo e manutengdo , Negativo e dificuldades: de redugdo do nivel serico de oxalato,
Dificuldade ba aquisi¢do devido ao elevado custo Negativo: Baixa redugdo do nivel serico de
oxalato , Baixa redugdo de outros sintomas,
Redugdo da qualidade de vida dos pacientes
devido a sobrecarga de terapia dialitica
a_ i a_Nj3 a_gj icci ¥ . ~ ~
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 3 .S.lm, como p.rof|55|0na| de saude, Qual:, a - N3o a_Nio
. Positivo: , Negativo:
ou cuidador de
paciente
02/06/2025
a. i a_Nj3 a_ N3 . <
Familiar, amigo 2 Euthoquedevese(mcorpomdon959§, Ndo Nao a_Nio 52 N3o
. Tem muitas pessoas precisando da medicagao,
ou cuidador de e . -
K 0 acesso é dificil e burocratico, a vida desses
paciente pacientes depende dessa medicagdo
02/06/2025
a. i a_N3 a_N3 = =
Familiar, amigo é- | Eu acho q'us? o(ljeve serlmcor'zorado noSUS, 22-Nao 32 - Nao 2 - N3o a_Nio
. algo que vai ajudar a salvar vidas
ou cuidador de e .
paciente
02/06/2025
a. i a_ N3 a_ N3 - ~
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS Ndo Nao a_Nio a. Nio

ou cuidador de
paciente

02/06/2025

Pagina 23 de 30



Contribuiu
como:

12 Opinido, comentario:

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

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

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

- . a. i a_ N3 a_N3 = =
Familiar, amigo 12 - Eu acho glue deve ser mcorporjado noSUS, 22-Nao 32 - Nao a_N3o a_ Nio
ou cuidador de Eu acho que ja passou da hora de incorporar

- esse medicamento ao sus, pois quantas
paciente pessoas mais terdo que morrer para que fagam
02/06/2025 isso? Familias sendo destruidas ao longo dos

anos um a um por ndo ter condi¢Ges de arcar
com um tratamento desses se ndo for pelo sus.

- . a. i a_ N3 a_ N3 ~ ~
Familiar, amigo . Eu acho c:]ue deve ser |.ncorporado n(.) SUS, N&o Nao a_Nio a_ Nio
ou cuidador de Aincorporagdo deste medicamento ao sistema

. de salde representa um avango significativo na
paciente ampliagdo do acesso a terapias mais eficazes e
02/06/2025 seguras para a populagdo. Com base nas

evidéncias disponiveis, o tratamento
demonstrou beneficios clinicos relevantes, com
melhora na qualidade de vida dos pacientes e
redugdo de complicagdes associadas a doenga.
Além disso, sua inclusdo pode resultar em
economia a longo prazo para o sistema de
saude, ao diminuir a necessidade de
hospitalizagOes e intervengdes mais complexas.

. . a. i a_Nj3 a_ N3 = .
Familiar, amigo 12-Eu acho qug deve .ser incorporado no SUS, Nao Nao 42 - N3o 52 - N3o
ou cuidador de como amigo vejo a rotina de pessoas que

- passam por mortes sem ter acesso a algumas
paciente medicagdes , muitos chegam a ébito.no meu
02/06/2025 caso perdi meu cunhado.

- . a. i a_ N3 a_ N3 = «
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS Ndo Nao a_Nio a_ Nio
ou cuidador de
paciente
02/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Ndo 32 - Sim, como paciente, Qual: Nao, PositivclJ: 42 - N3o 52 - N3o
ou cuidador de Para melhoria das pessoas que tem a doenga, Pelo 0o acompanhamento com a minha familia

K tenho experiéncia com a minha familia que melhorou bastante , Negativo: Nenhum
e tem o gene da doenga e uns tem os niveis mais
02/06/2025 avancado e infelizmente veio a obto

a. i a_ N3 a_ N3 . <
Interessado no 1 EL'I acho que d.eve ser |ncorp(?rado no SU.S, 22 - Ndo Nao 42 - N3o 52 - N3o
tema Deveria da o medicamento gratuito para assim
ajudar a salvar vida de pessoas
02/06/2025
a. i a_ N3 a_ N3 = =
Interessadono 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo Nao 42 - N3o 52 - N3o

tema

02/06/2025

Seria um beneficio muito grande para o sus
pois tem muitas pessoas que ndo tem como
adquirir por falta de condigdes ajudaria muito a
sociedade pelo SUS,
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Paciente 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32 - Sim, como paciente, Qual: Citrato de 42 - N3o a. Nio
Gostaria que a Lumasirana seja incorporada ao potdssio e Vitamina B6, Positivo: Tenho
02/06/2025 SUS para que eu tenha acesso ao medicamento diagndstico recente e comprovado de
que pode me proporcionar tranquilidade em Hiperoxaluria primaria Tipo 1. Faco uso de
saber que ndo produzirei mais tanto oxalato e Citrato de potdssio e Vitamina B6 ha
com isso terei a minha fung¢do renal aproximadamente 6 meses. As taxas de oxalato
preservada. reduziram um pouco., Negativo: O Citrato de
potassio e a Vitamina B6 ndo estdo sendo
suficientes para baixar as taxas de oxalato a
niveis aceitaveis. Tenho 16 anos e ja fiz dois
procedimentos cirdrgicos para retirada de
inUmeros calculos renais.
Familiar, amigo 12.— Eu acho (i]ue deve ser i.ncorporado noSUS, 22-Nao 32 - Nao a - N3o a_Nio
. A incorporagdo desse medicamento, com
ou cuidador de ; , . )
K certeza ajudara a salvar muitas vidas que
paciente dependem dele e ndo tem acesso ao mesmo!
02/06/2025 Isso evitard perdas, desgastes emocionais e
fisicos
a. i a_ N3 a_ N3 = «
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS Néo Nao a_Nio a_ Nio
ou cuidador de
paciente
02/06/2025
a ) _r - . . . 8- NE B .
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 -, Sim,, corp.o pI’OfISS.I(.)I"Ia| de saude, Qual: Luma5|ran 32 - Nao 42 - N3o 52 - N3o
p (oxlumo), Positivo e facilidades: Melhora na qualidade de
saude - . ~ o
vida do paciente, com redugdo dos niveis de oxalato
03/06/2025 sérico., Negativo e dificuldades:
Familiar, amigo 12-Eu acho que deve ser incorporado n? SUS, 22-Nédo 2.-Néao a_Nio 2. Nio
. Todo medicamento de alto custo, que ndo
ou cuidador de S
K podemos adquirir é o dever ter pelo sus
paciente
03/06/2025
Profissional de 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2, Sim,, como profissional de satide, Qual: Lumasirana, 2 - Nio 42 - N3o 52 _ N3o

saude

03/06/2025

Essa medicagdo precisa ser incorporada ao sus
uma vez que melhora muito a vida dos
pacientes com a doenga

Positivo e facilidades: Melhora qualidade de vida do
paciente, tendo importante mudanga nos desfechos da
doenca, Negativo e dificuldades: Maior dificuldade é a
prescrigdo e dispensagdo do medicamento.

Profissional de
saude

03/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Com diagndstico precoce da doenga e o uso da
medicagdo evitard que a crian¢a desenvolva
sequelas graves e irreversiveis por conta da
produgdo do oxalato

22 - Sim, como paciente, Qual: Lumasirana, Positivo e
facilidades: Para o paciente: Melhora dos exames,
diminui¢do do oxalato no sangue, melhora no
desenvolvimento(crescimento e ganho de peso),
prevencgdo de atrofias. Redugdo do nimero de sessdes de
hemodialise. , , Negativo e dificuldades: Falta da
medicagdo disponivel para administragdo do paciente.
Processo demorado para aquisicdo da medicagdo.

32 - Sim, como paciente, Qual: Hemodialise ,
Positivo: A doenga ndo evoluiu, embora as
lesdes no figado ndo sejam recuperadas a
doenga ndo progrediu, dando ao paciente uma
melhor qualidade de vida evitando transplante
duplo de figado e rim. , Negativo: Mesmo
dialisando todos os dias o oxalato ndo baixa,
quando ndo faz uso da medicagdo.

42 - Melhora da qualidade de
vida, diminuigdo da produgdo
de oxalato, desenvolvimento
da crianga e quando o
diagndstico for precoce
evitara transplante de figado.

52 - Economia com
transplante e sessdes de
hemodialise.
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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 inc.orporadfa .no’SUS, 22 -, Sim,, como pr.’o.fissional. fje saude, Qual: 3a- Sim.,’c.omo pr(?fissional de saude, Qual: 42 - N3o a_ Nio
satde A vida de quem enfrenta a hiperoxaluria é LUMASIRANA, Positivo e facilidades: melhora dos exames, Hemodidlise , Positivo: Melhora no
marcada por idas constantes ao hospital e diminui¢do do oxalato no sangue, apresenta melhorano  desenvolvimento total do paciente, prevengdo
03/06/2025 noites de preocupag¢do com cada exame. Essa  desenvolvimento, previne a atrofia muscular, redugdo do  da atrofia muscular, diminui¢do de sessdes da
rotina exaustiva rouba dos pacientes numero de sessdes na hemodialise. , Negativo e hemodialise, ndo houve a recuperagdo do
momentos simples: um passeio no parque, dificuldades: Falta de uso regular da medicagdo pois ndo  figado mas a doenga ndo evoluiu , Negativo:
uma tarde de brincadeira, frequentar a escola, chega no prazo correto para eles Mesmo realizando hemodialise todos os dias o
fadiga acumulada, restrigdo das relagdes oxalato néo fica baixo

familiares e sociais e, ndo raro, impacto
emocional associado a sensagdo de
dependéncia continua de procedimentos
invasivos. Com a medicagdo eles encontraram
uma esperanca.
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Profissional de
saude

03/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Sou favoravel a incorporagdo da lumasirana
sddica no SUS, especialmente considerando o
impacto significativo que ela pode ter na vida
dos pacientes pedidtricos com Hiperoxaluria
Primdria Tipo 1. Trata-se de uma doenga rara,
grave, progressiva e que frequentemente se
manifesta na infancia, levando a complicacées
precoces como nefrolitiase, nefrocalcinose,
insuficiéncia renal terminal e a necessidade de
terapias invasivas como hemodialise intensiva
e transplante hepatico isolado ou combinado
com rim. A lumasirana atua diretamente na via
metabdlica da doenga, reduzindo de forma
consistente a produgdo de oxalato, o que tem
potencial para mudar o curso natural da
doenca desde a infancia. Sua utilizagdo traz a
possibilidade de preservar a fungao renal,
melhorar a qualidade de vida e reduzir
significativamente a morbidade e mortalidade
desses pacientes pediatricos. Além dos
beneficios clinicos, também existe um impacto
relevante na redugdo de custos indiretos, ao
evitar complicagdes graves e tratamentos de
altissima complexidade ao longo da vida.
Diante disso, considero fundamental que essa
terapia inovadora seja incorporada ao SUS,
garantindo acesso equitativo e tratamento
adequado as criangas e adolescentes afetados
por essa condigdo.

dificuldade, outros efeitos:

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual: Lumasirana,
Positivo e facilidades: Embora ndo tenha experiéncia
direta no uso da lumasirana sédica em meu servigo,
acompanho ativamente a literatura cientifica, relatos de
casos e a experiéncia de centros internacionais e nacionais
que ja utilizam essa medicagdo no manejo da
Hiperoxaluria Primaria Tipo 1. Os dados disponiveis
demonstram uma eficdcia consistente na redugdo da
excregdo de oxalato urindrio, com impacto na progressao
da doenga e na melhora dos desfechos clinicos,
especialmente na prevengdo de nefrolitiase,
nefrocalcinose e atraso na progressdo para doenga renal
cronica terminal. Além disso, acompanho a experiéncia de
colegas da nefrologia pediatrica que ja utilizam o
medicamento, o que reforga minha percepgdo sobre seus
beneficios e seguranga., Negativo e dificuldades: Até o
momento, os dados da literatura e os relatos de
experiéncia de centros que utilizam a lumasirana sédica
apontam um perfil de seguranca favoravel, com poucos
eventos adversos graves relatados. As reagdes adversas
mais comuns estdo relacionadas ao local de aplicagdo,
como dor, eritema e prurido, além de queixas
inespecificas como cefaleia e dor abdominal, geralmente
autolimitadas. Uma das principais dificuldades percebidas
€ 0 acesso ao medicamento, tanto pela sua alta
complexidade regulatdria quanto pelo elevado custo.
Além disso, ainda ndo ha dados robustos de longo prazo
sobre os efeitos na progressdo da doenga renal cronica,
especialmente em pacientes que ja estdo em estagios
avangados. A necessidade de acompanhamento continuo
e rigoroso, incluindo a dosagem seriada de oxalato
urinario e plasmatico, também representa um desafio
logistico para alguns servigos.

efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, como profissional de saude, Qual:
Citrato de Potassio e Vitamina B6, Positivo: O
uso de citrato de potdssio tem um efeito
positivo na inibigdo da cristalizagdo de oxalato
de célcio, ajudando na redugdo da formagdo de
calculos renais e na prevencgdo da
nefrocalcinose. A vitamina B6 (piridoxina)
também pode trazer beneficios significativos
em pacientes que apresentam resposta
bioquimica, com redugdo da produgdo de
oxalato, especialmente em determinadas
mutagdes genéticas. Nos pacientes
respondedores, observa-se redugdo dos niveis
de oxalato urindrio e, consequentemente,
menor recorréncia de calculos e potencial
retardamento da progressdo da doenga. No
entanto, esses resultados sdo parciais e
variaveis, e nem todos os pacientes se
beneficiam de forma significativa, sobretudo
aqueles que ndo respondem a piridoxina.,
Negativo: As principais limitagdes observadas
com o uso de citrato de potdssio estdo
relacionadas a adesdo, devido ao sabor
desagradavel, desconforto gastrointestinal e
necessidade de multiplas doses didrias, o que
impacta na manutencdo do tratamento a longo
prazo, especialmente em criangas. Além disso,
embora contribua para a prevengdo da
cristalizagdo, o citrato ndo interfere na
producdo de oxalato, ndo atuando na causa da
doenga. Com relagdo a vitamina B6 (piridoxina),
a limitagdo mais relevante é que nem todos os
pacientes sdo respondedores, dependendo do
perfil genético. Nos ndo respondedores, ndo ha
reducdo significativa na produgdo de oxalato, e
o risco de progressao para doenga renal crénica
permanece elevado. Portanto, ambos os
tratamentos sdo paliativos e tém eficacia
limitada para alterar o curso natural da doenga.

42 - Gostaria de reforgar que
as evidéncias clinicas
disponiveis sobre a
lumasirana sdo robustas
dentro do contexto de
doengas raras, com estudos
de fase 3 que demonstraram
reducdo significativa e
sustentada dos niveis de
oxalato urinario e plasmatico,
tanto em pacientes
pediatricos quanto adultos,
com perfil de seguranca
adequado. Na pratica clinica,
especialmente em nefrologia
pediatrica, a redugdo da carga
de oxalato é fundamental
para evitar complicagdes
como nefrolitiase,
nefrocalcinose, insuficiéncia
renal e oxalose sistémica, que
trazem elevado impacto na
morbidade e mortalidade
infantil. Destaco ainda que,
para a populagdo pediatrica,
iniciar o tratamento precoce
tem potencial de modificar a
histéria natural da doenga,
reduzindo a progressdo para
doenga renal cronica terminal
e, consequentemente, a
necessidade de terapia renal
substitutiva e transplantes.
Portanto, a incorporagdo da
lumasirana representa ndo
apenas uma inovagdo
terapéutica, mas também
uma estratégia custo-efetiva
a médio e longo prazo para o
sistema de saude.

2- Sim. Embora o custo
do medicamento seja
elevado, é importante
considerar que a
Hiperoxaluria Primaria
Tipo 1 gera custos
extremamente altos para
o sistema de salde,
especialmente quando
evolui precocemente para
doenga renal cronica
terminal. Esses custos
incluem hospitalizagdes
frequentes por
nefrolitiase, internagdes
por infecgBes urinarias e
complicagGes associadas,
necessidade de
hemodialise intensiva
(com até 5-6 sessbes
semanais, muito além do
habitual), além do
transplante hepdtico
isolado ou combinado
figado-rim, que sdo
procedimentos de
altissima complexidade e
alto custo. Além disso, o
transplante hepdtico
exige imunossupressao
vitalicia, com seus custos
e riscos associados. Na
populagdo pediatrica, o
impacto é ainda maior,
considerando a sobrevida
prolongada com doenca
cronica, os custos
indiretos relacionados ao
cuidado, absenteismo
escolar dos pacientes e
laboral dos cuidadores,
além dos efeitos na
qualidade de vida. A
incorporacgdo da
lumasirana tem o
potencial de reduzir de
forma significativa esses
custos diretos e indiretos,
ao modificar a histdria
natural da doenga,
preservando a fungdo
renal, evitando terapias
invasivas e,
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consequentemente,
reduzindo a carga
econdmica sobre o SUS e
sobre as familias ao longo
dos anos.

42 Evidéncias clinicas:

Profissional de
saude

03/06/2025

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Doenga grave , com possibilidade de
tratamento! O transplante hepatico é um
procedimento muito invasivo e complexo . Se
os pacientes tiverem a chance de tratar com
lumasirana sera um avango fantastico .

32 - Sim, como profissional de saude, Qual:
Transplante hepatico, Positivo: Infelizmente, a
minha experiéncia com o transplante hepatico
para tratar hiperoxaluria primaria ndo foi boa .
O paciente foi a 6bito ., Negativo: Obito

52-Nao

Profissional de
saude

03/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Desde a minha residéncia venho
acompanhando pacientes com o diagndstico
de hiperoxaluria primaria e acompanho a
evolugdo da doenga com a deterioragao
gradual da condi¢do de saude desses pacientes
e 0 peso que essa entidade gera para os
familiares e o sistema de satide, pois sdo
pacientes com necessidade de internagdes
recorrentes e terapias dialiticas.

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual: Lumasirana,
Positivo e facilidades: Os pacientes onde eu trabalho
tiveram redugdo do oxalato com o uso da medicagdo.,
Negativo e dificuldades: Irregularidade do fornecimento.

32 - Sim, como profissional de saude, Qual:
Didlise peritoneal. Hemodidlise.
Hemodiafiltragdo., Positivo: Estes
procedimentos dialiticos sdo necessario para
manutencdo da sobrevida dos pacientes.,
Negativo: Essas terapias isoladas ndo sdo
suficientes para evitar o acimulo do oxalato
nos diversos 6rgdos e sistemas.

42 - Tem e observado redugdo 52 - Nao
do acumulo de oxalato nos

pacientes me uso da

lumasirana em outros paises

e nos pacientes que estamos
acompanhando.

Profissional de
saude

03/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
A incorporagdo da medicagdo, alem de permitir
melhor controle dos niveis de oxalato aos
paciente com doenga avangada, abre portas
para a realizagdo de maneira segura do
transplante renal, bem como a redugdo de
danos a longo prazo deste procedimento

22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: Lumasirana,
Positivo e facilidades: Trabalho em um servigo onde dois
pacientes estdo em uso da medicagdo, e observamos
reducgdo dos niveis de oxalato em ambos, Negativo e
dificuldades: A dificuldade de acesso a medicagdo, bem
como a insuficiéncia da didlise, mesmo que otimizada, em
conseguir reduzir os niveis de oxalato

32 - Sim, como profissional de saude, Qual:
Dialise peritoneal e hemodidlise , Positivo: Nos
pacientes que acompanhei, todos encontravam-
se em doenga renal cronica avangada,

portanto, dependentes da didlise para
sobrevivencia, Negativo: Apenas as modalidade
de didlise, mesmo que otimizadas, ndo foram
capazes de reduzir os niveis de oxalato

42 - Por trabalhar em um
hospital onde acompanhamos
mais de 5 casos de pacientes
com hiperoxaluria, anexarei
artigo sobre o uso da
medicagdo em outro pais

52 - Sim, em anexo

Yraffadtensl dle 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: Lumasirana, 32 - N&o a_N3o a_ N3o
saude Positivo e facilidades: Melhora da evolugdo da doenga,
Negativo e dificuldades: Nenhum
03/06/2025
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 -, Sim,, como profissional de satde, Qual: Lumasirana, 32 - N&o 42 - N3o 52- N3o
satde Positivo e facilidades: Boa resposta terapéutica , Negativo
e dificuldades: Muitos paciente descontinuam a
03/06/2025 medicagdo devido ao alto custo, visto que ndo esta no rol
da ANS
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32 - Sim, como profissional de saude, Qual: a - N3o a_Nio

saude

03/06/2025

Ha resultados ja publicados sobre a sua eficacia
na doenga, reduzindo as sequelas, inclusive
renais.

Dialise. , Positivo: Ndo resolve. A crianga
necessita efetuar didlise 5X por semana, sem
interromper o processo da doenga, sendo que
é somente paliativo. , Negativo: Ndo ha
resolutividade no processo evolutivo da
doenga.
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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 dt?\{e ser incorpor?do noSUS, 22-,Sim,, como profission.a! de sauc!et, Qual: o 32-Ndo a_Nio a. Nio
saude O transplante hepatico, embora seja o LUMASIRANA SODICA, Positivo e facilidades: Remissao
tratamento definitivo para a hiperoxaltria completa de hiperoxaluria e do excesso de oxalato sérico.
03/06/2025 primaria, apresenta uma taxa de mortalidade Facilidade de aplicagdo de 3/3 meses com boa ades&o do
significativa, chegando a 20% no primeiro ano,  paciente ao tratamento e auséncia de efeitos colaterais
sendo um tratamento de dificil escolha em se decorrentes da aplicagdo como nduseas ou vomitos. ,
tratando especialmente de pacientes jovens ou Negativo e dificuldades: Paciente passou um periodo sem
adultos jovens no momento do diagndstico., , acesso a medicagdo por atraso na compra e houve
Nesse contexto, a incorporagdo de uma nova aumento do oxalato sérico.
medicagdo ao rol da CONITEC (Comissdo
Nacional de Incorporagdo de Tecnologias no
SUS) representa um avango crucial. Essa
medicagdo tem o potencial de transformar o
curso da doenga, permitindo que esses
individuos tenham uma sobrevida mais longa e
com menos complicagdes., , Além dos
beneficios diretos a satde do paciente, a
introdugdo dessa medicagdo também traria um
impacto econdmico positivo para o sistema de
saude, devido a redugdo nos custos associados
a procedimentos cirlrgicos repetitivos para a
retirada de cdlculos renais.
Familiar, amigo 12—Euachoquedeyeserhworpm?donoéqs, 22 - Nao 32 - Nado a - N3o a_Nio
. Porque ser um medicamento caro é a maioria
ou cuidador de .-
K das familias que sofrem dessa doenga e
paciente precisam da medicagdo ndo tem recursos para
03/06/2025 compar
Paciente 2 - Ndo acho que deve ser incorporado no a-Ndo 2.-Néao 42 - Sim 52_Sim
SUS, Estou esperando muito o medicamento
03/06/2025 estou com fé que vai resolver minha doenga
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Nao 32-Nao a_Nio 2 - N3o
ou cuidador de
paciente
03/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Nao 2.-Nao 42 - N3o 52 - N3o

ou cuidador de
paciente

03/06/2025
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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:
Profissionallde 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de satide, Qual: Lumasirana, 32 - Sim, como profissional de satde, Qual: O 42 - N3o a_ Nio
p A Lumasirana deve ser incorporada ao SUS Positivo e facilidades: Observou-se redugdo dos niveis de  outro procedimento utilizado para essa doenga
saude B . - Lo ~ : . o o
considerando a atual dificuldade de acesso a oxalato sérico e possibilidade de redugdo de um dia de que eu tive experiéncia é a hemodiafiltracdo. ,
03/06/2025 medicagdo e a gravidade da Hiperoxaluria hemodialise de um dos nossos pacientes, além de Positivo: A hemodiafiltragdo ajuda a reduzir os
Primdria., O emprego dessa medicagdo de reducdo dos efeitos relacionados a deposigdo dos cristais  niveis de oxalato sérico. , Negativo: O ponto
forma regular € um meio de melhorar a de oxalato. , Negativo e dificuldades: A principal negativo da hemodiafiltragdo como meio de
sobrevida dos pacientes com essa doenga, dificuldade é o acesso a medicagdo, ja que um dos nossos  reduzir os niveis de oxalato é o fato do paciente
possibilitando a realizagdo de um transplante pacientes esta fazendo uso irregular pois ficou um periodo necessitar fazer sessdes diarias e, mesmo
Unico (sem necessidade do transplante sem receber a medicagdo. assim, a redugdo ndo é bastante efetiva. Como
hepatico) com menor risco de perda precoce também, com esse método o paciente
do enxerto renal considerando a estabilizagdo necessitard de tanto um transplante hepdtico
dos niveis de oxalato com o uso da lumasirana. como renal, com os riscos dos dois
., transplantes.
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Ndo 32 - Sim, como profissional de saude, Qual: 42 - N3o 52 - N3o

saude

03/06/2025

Doenga familiar que causa muitas
comorbidades

Realizagdo de Transplante renal em pacientes
com hiperoxaldria primaria e que perderdo o
rim transplantado, doado por um parente, por
recidiva da doenga , Positivo: Ndo se aplica,
Negativo: Alto risco de recidiva da doenga apds
o transplante e perda do 6rgdo doado.

Pagina 30 de 30



