Contribuicdes da Consulta Publica - Formulario ATS - Pegcetacoplana pacientes adultos com hemoglobinuria paroxistica
noturna previamente tratados com inibi... - Conitec

Contribuiu
como:
Pessoa com a

condigdo de
saude

16/06/2026

12 Opinido, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
A incorporagdo de pegcetacoplana ao SUS é
justificavel diante dos beneficios clinicos,
assistenciais e operacionais reconhecidos pela
propria Conitec durante sua avaliagdo. Embora
o eculizumabe esteja atualmente disponivel
para pacientes com Hemoglobinuria Paroxistica
Noturna (HPN), as novas tecnologias oferecem
alternativas capazes de atender necessidades
ainda ndo plenamente contempladas pelo
tratamento existente., Ravulizumabe e
crovalimabe apresentam eficacia comparavel
ao eculizumabe, porém com esquemas
terapéuticos mais convenientes. A redugdo da
frequéncia de administragdo diminui a
necessidade de deslocamentos frequentes aos
centros de infusdo, reduz a sobrecarga dos
servigos de saude e favorece a adesdo ao
tratamento. Em um pais de dimensdes
continentais como o Brasil, essas caracteristicas
representam um ganho relevante para
pacientes e cuidadores, especialmente aqueles
que residem longe dos centros especializados.,
Além disso, pegcetacoplana amplia as opgGes
terapéuticas para pacientes que apresentam
resposta inadequada aos inibidores de C5,
oferecendo mecanismos de agdo distintos e
potencial beneficio para o controle da hemdlise
persistente e melhora dos desfechos clinicos.
Sua disponibilizagdo fortalece a
individualizagdo do tratamento e amplia a
capacidade do SUS de atender diferentes perfis
de pacientes., A incorporagdo dessas
tecnologias também promove maior equidade
no acesso a inovagao terapéutica, alinhando o
SUS as alternativas ja disponiveis em diversos
sistemas de salde internacionais. A existéncia
de tratamento prévio ndo elimina a
necessidade de modernizagdo do cuidado
quando ha opgdes capazes de reduzir barreiras
assistenciais, melhorar a experiéncia do
paciente e ampliar as possibilidades de manejo
clinico., Dessa forma, considerando os
beneficios reconhecidos pela prépria Conitec, a
ampliagdo das opgdes terapéuticas e o
potencial impacto positivo na qualidade de
vida, adesdo e organizagdo d

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

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

32 - Sim, Qual: Eculizumabe e Iptacopana,
Positivo: A iptacopana apresenta vantagens
relevantes em relagdo ao eculizumabe no
tratamento da Hemoglobinuria Paroxistica
Noturna (HPN). Seu principal diferencial é a
administragdo por via oral, dispensando as
infusGes intravenosas quinzenais necessarias
com o eculizumabe. Essa caracteristica
proporciona maior comodidade, autonomia e
menor impacto na rotina dos pacientes, além
de reduzir deslocamentos frequentes aos
centros de tratamento. Do ponto de vista
clinico, a iptacopana demonstrou melhora da
fadiga, um dos sintomas mais incapacitantes da
HPN e um importante fator de
comprometimento da qualidade de vida.
Pacientes tratados com a tecnologia
apresentaram maior disposi¢do para realizar
atividades didrias e melhor bem-estar geral. Em
relagdo aos parametros laboratoriais, a
iptacopana promoveu aumento dos niveis de
hemoglobina, redugdo da necessidade de
transfusGes sanguineas e melhora dos
marcadores de hemdlise, como LDH, bilirrubina
e reticuldcitos. Esses resultados indicam melhor
controle da doenga e da anemia associada a
HPN. Além disso, por atuar no fator B da via
alternativa do complemento, a iptacopana
oferece um controle mais amplo da atividade
da doenga, reduzindo tanto a hemdlise
intravascular quanto a hemdlise extravascular
residual, que pode persistir em pacientes
tratados com inibidores de C5, como o
eculizumabe. Dessa forma, a iptacopana retine
beneficios clinicos e assistenciais importantes,
incluindo melhora da fadiga, aumento da
hemoglobina, menor necessidade de
transfusdes, melhor controle laboratorial da
doenga e maior comodidade terapéutica,
contribuindo para a qualidade de vida e para
uma experiéncia de tratamento mais favordvel
aos pacientes com HPN., Negativo: Nenhum
aspecto negativo apresentado.

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
econdmicos:

52 - "A recomendagdo
preliminar desfavoravel
da Conitec baseia-se, em
grande medida, na
expectativa de que a
entrada de biossimilares
do eculizumabe e a
implementagdo de PDPs
possam reduzir
significativamente os
custos da terapia padrdo
a partir de 2027.
Contudo, essa premissa
estd sustentada em um
cendrio futuro e incerto,
sem garantia de que tais
redugdes efetivamente
ocorrerdo na magnitude
ou no prazo considerados
pelo Comité., O préprio
relatdrio utiliza termos
condicionais, afirmando
que a ampliagdo da
concorréncia ""podera
resultar"" em redugdes de
precos e que o impacto
orgamentario das novas
tecnologias ""poderia
sofrer modificagGes"".
Essas expressoes
evidenciam a auséncia de
certeza quanto a
concretizagdo dos
beneficios econdmicos
projetados., Além disso, a
produgdo nacional por
meio de PDPs envolve
processos complexos de
transferéncia tecnoldgica,
sujeita a riscos
regulatdrios, industriais e
comerciais. Ndo ha
evidéncias de que a
producdo local prevista
para 2027 resultara,
necessariamente, em
custos inferiores aos
atualmente praticados ou
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Contribuiu
como:

12 Opinidao, comentario:

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

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

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

em economia suficiente
para justificar a rejeicdo
das tecnologias
avaliadas., Dessa forma, a
decisdo da Conitec
contrapde beneficios
concretos e reconhecidos
pelo préprio Comité —
como maior comodidade
posoldgica, redugdo de
barreiras de acesso e
potencial melhora da
adesdo ao tratamento —
a uma expectativa de
economia futura que
permanece incerta. A
fundamentagdo
econbmica adotada,
portanto, apoia-se em
proje¢des ainda ndo
comprovadas, utilizando
um cenario hipotético
como elemento central
para afastar a
incorporagdo de
alternativas terapéuticas
que apresentam
vantagens assistenciais
relevantes para os
pacientes com
Hemoglobinduria
Paroxistica Noturna.,
FONTE: Relatério técnico
preliminar Ravulizumabe,
Crovalimabe,
Pegcetacoplana e
Iptacopana disponivel
pela Conitec no link da
Consulta Publica aberta
dia 16/06/2026., "
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Contribuiu
como:

12 Opinidao, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:
22 - Sim, Qual: Pegcetacoplana, Positivo e facilidades: A

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

32 - Sim, Qual: Eculizumabe, Positivo: Uma

52 Estudos
economicos:

Profissional de ) ) ) ' : 42 - Ndo 2. Ndo
satde O medicamento Pegcetacoplana possui uma tecnologia Pegcetacoplana promove uma melhora melhora na hemoglobina , Negativo: Apesar de
resposta imediata e ampla nos niveis de expressiva na fadiga do paciente, um dos sintomas mais melhorar os niveis de hemoglobina,
16/06/2026 hemoglobina, LDH, Reticuldcitos entre outros presentes, ja nos primeiros dias apds inicio do Haptoglobina, a tecnologia Eculizumabe ndo
elementos que confere uma melhora visivel tratamento. Isto é relatado pelos pacientes que voltam a  consegue manter estes niveis elevados o que
logo nas primeiras 24h de sua infusdo. Essa fazer tarefas corriqueiras do dia a dia que antes ndo permite que o paciente possa apresentar as
melhora se estende ao longo dos dias o que conseguiam realizar. Além da estabilizagdo de outros complicagdes da doenga como hemolise extra
permite um retorno as atividades laborais, parametros como LDH, Haptoglobina, reticuldcitos, entre  vascular, trombose e muitos se queixam que a
colaborando na auto estima e saude mental outros, prevenindo as complicagdes da doenga. A fadiga ndo melhora nunca.
do paciente. Além da liberdade de poder Facilidade de aplicar o medicamento com o dispositivo
trabalhar, viajar, passear, pois as aplicagdes que ndo precisa de outra pessoa e pode ser feito a
podem ser realizadas a qualquer hora dodiae  qualquer hora do dia e em qualquer lugar permitindo o
em qualquer lugar. Possui um dispositivo paciente viver sem restrigdes para o trabalho e vida social.
extremamente facil de ser manuseado. , Negativo e dificuldades: O acesso ao medicamento.
Interessado no %3 -Eu achg que devg serincorporada no SUS,  22-Nao 32 - Nédo a_N3o 2 _ N3o
E de suma importancia para o tratamento da
tema ) ~ .
HPN, a incorporagdo da Pegcetacoplana. Ha
17/06/2026 claramente vantagens de eficacia da
Pegcetacoplana comparada ao Eculizumabe
sobre pacientes que apresentam Hemdlise
Intra e Extra Vascular, isso confirmado nos
estudos clinicos e vida real percebida e
sustentada pelos resultados clinicos
apresentados pelos pacientes em tratamento
com Pegcetacoplana no Brasil. Ha beneficios
também sobre a qualidade de vida dos doentes
com HPN, pois Pegcetacoplana é administrada
via subcutanea facilitando a adesdo ao
tratamento.
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32- Ndo 42 - N3o 52_ N3o

tema

17/06/2026

Acredito que a expansdo da oferta de
medicamentos para doengas raras
disponibilizados pelo SUS é de extrema
relevancia, ndo sé pelo dbvio (a vida das
pessoas impactadas por tais enfermidades),
mas também como forma de democratizar
cada vez mais o acesso da populagdo a um
servigo gratuito e de qualidade.
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Contribuiu
como:

Profissional de
saude

17/06/2026

nido, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
Acho que deve ser incorporada ao SUS como
tratamento de segunda linha, como alternativa
ao Eculizumab. Os casos de HPN sdo rarissimos
e mais raros ainda os que vao necessitar de um
tratamento de segunda linha, entdo apesar do
alto custo individual, imagino que para o pais
ndo seja um custo tdo alto devido a baixa
frequencia dos casos. Além disso, ha uma
reducdo consideravel do numero de
hemotransfusées (que também tem seu custo),
bem como ao risco de infecgdes transmitidas
por transfusdes (ex Hepatite C), cujo o
tratamento também é caro.

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

dificuldade, outros efeitos:

22 - Nao

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,

efeitos, facilidade, dificuldade:

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

Pessoa com a
condigdo de
saude

17/06/2026

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
Por que pacientes da HPN temos um resultado
excelente com esta medicagdo, precisamos
bastante dela, entdo para ndo depender do
poder judiciario, tendo acesso pelo SUS com
certeza facilita bastante pra nds pacientes.

22 - Sim, Qual: A medicagdo Pegcetacoplan é uma
medicagdo maravilhosa para nés pacientes HPN , pois traz
um resultado 6timos e facilita bastante no nosso dia a dia,
nosso quadro de saude, ndo sinto reagdo nenhuma, meu
modo de vida é excelente e melhorei bastante, tenho um
6timo resultado., Positivo e facilidades: Uma experiéncia
maravilhosa, me sinto muito bem com a medicagdo
pegcetacoplan ,vivo sem sentir reagdes nenhuma.,
Negativo e dificuldades: Nenhum ponto negativo

32 - Sim, Qual: Eu tenho experiéncia com a a_Nio
medicagdo eculizumab conhecido como soliris
mas durante o tratamento chegou ao ponto
que infelizmente n3o fazia mais efeito, ele ndo
fazia subir mais as minhas taxas da
hemoglobina durante o tempo e trazia

bastante reagdes., Positivo: No meu caso o
soliris no inicio do tratamento era positivo mas
tinha muito reagdes mas durante o tempo a
medicagdo so fazia sustentar a minha taxa da
hemoglobina que se encontra baixa., Negativo:
Minhas taxas ndo evoluia e sentia muita
reagdes com a medicagdo soliris, tinha bastante
dor na cabega, enjbo, ficava com a cor
amarelada, meus labios palido, tontura.

Ndo
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Contribuiu
como:

0, comentario:

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

32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas:

efeitos, facilidade, dificuldade:

52 Estudos
economicos:

Pessoa com a
condigdo de
saude

18/06/2026

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
Eu sou uma das pessoas com a condigdo de
salde, tenho que fazer Uso do Empaveli, sé
que existe muitas dificuldades para continuar
com esse tratamento, como exemplo o atraso
dessa medicagdo que ja vai acontecendo umas
2 vezes, acontece de ndo fazer a compra para
confirmar e poder ser entregue ou ndo fazerem
0 pagamento. Quando acontece esse atraso
isso afeta diretamente na minha vida pg eu
necessito fazer transfusdo sanguinea, J4 estd a
muito tempo que ndo fazem o pagamento da
medicagdo, ja estou esperando que fagam isso
a bastante tempo e uma das formas de ndo
faltar e eu conseguir continuar meu
tratamento seria a incorporagdo do Empaveli
no SUS. Minha opinido é que SIM, deveria ser
encorporado pelo SUS. Nao apenas por mim
mas por todos que necessita também dessa
medicagdo.

22 - Sim, Qual: Eu fago o Uso do Empaveli. , Positivo e
facilidades: Quando eu comecei a utilizar o Empaveli foi
algo nitido e imediato, no primeiro Uso eu ja consegui
sentir bastante diferenga como por exemplo no meu
animo, disposi¢do, forga, na minha cor de pele, olho por
antes ele ser bastante ecterico, tbm na minha aparéncia
que ficou muito mais saudavel. J& no primeiro Uso eu me
senti sem aquela falta de forga que era constante, a falta
de disposigdo para fazer algum trabalho e nunca me senti
dessa forma e desde entdo eu ndo quero mais voltar a ser
como antes, por esse motivo o Empaveli é tdo
importante. Além de todos meus exames que tiveram
uma melhora muito boa em relagdo a hemoglobina que
era bastante baixa, mas também em todos os exames que
nunca tiveram resultado. , Negativo e dificuldades: Nao
houve nenhum ponto negativo com o Uso do Empaveli.
Mas o ponto que é bastante negativo é a falta dele, a
demora para que seja feio a compra que demora muito e
isso afeta diretamente na minha vida, o ponto negativo é
que ndo esta Encorporado pelo SUS.

32-Sim, Qual: Sim eu ja tive experiénciacom o  4a
Eculizumab, fiz tratamento muito tempo com
essa medicagdo mas ndo era efetivo para a
minha condigdo de salde, ele apenas mantinha
para que ndo necessitasse de transfusdo, s
que isso era muito ruim pq eu ndo me sentia
bem, ndo me sentia saudavel nem com satde
para ter uma vida normalmente, qualquer gripe
ou por eu ficar doente meus exames ficava pior
e eu precisava fazer transfusdo umas 2 ou até 3
vezes para poder me manter e mesmo fazendo
essas transfusdo os exames ndo se mantinham
normais e sim aceitavel para que ndo
necessitasse novamente mas isso durava
apenas 1 semana ou até 15 dias, era
imprevisivel quando eu ia conseguir manter
minhas taxas normais, mesmo com o Uso do
Eculizumab n3o se tinha uma boa saude, ele
apenas deixa meus exames estdveis por um
curto tempo. Estou falando na minha opinido
pq para alguns pacientes que eu conheci, essa
medicagdo ajudava e era boa para algumas
pessoas e para mim ela nunca foi efetiva. Na
minha opinido por ter feito Uso dessa
medicagdo eu ndo tive condigdo de ter uma
vida normal igual eu tenho hj com o Empaveli. ,
Positivo: Eu ndo tive experiéncia boas com essa
outra experiéncia e por mim eu jamais voltaria
a usar novamente. , Negativo: Eu tive
experiéncia com o Eculizumab mas ndo era um
medicamento que me ajudava, ele apenas
mantinha meus exames mas por um curto
tempo, ndo era normal minhas taxas mas sim
aceitdvel para ndo precisar fazer alguma
transfusdo, ndo me ajudava a ter uma vida
normal, mesmo com o Uso eu me sentia fraco,
sem animo para fazer coisas simples no meu
dia a dia, ndo me ajudou a aumentar minhas
taxas e deixar meus exames normais. Na minha
opinido eu ndo voltaria a usar este
medicamento novamente.

Pagina 5 de 97



Contribuiu 12 Opinidao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

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

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32-Nao a - N3o a_N3o
"Prezados membros da Conitec,, Venho
manifestar meu PARECER FAVORAVEL a
18/06/2026 incorporagdo do pegcetacoplana para o
tratamento de pacientes com Hemoglobinuria
Paroxistica Noturna (HPN) no SUS.,
Compreendo a preocupagdo desta comissdo
quanto a competitividade de pregos e o
impacto orgamentario inicial. No entanto, a
incorporagdo dessas tecnologias ndo deve ser
vista apenas como um custo isolado, mas como
uma estratégia de eficiéncia e humanizagdo do
tratamento por trés motivos centrais:,
1.Reducdo de Custos Indiretos com
Hospitalizagdo: Medicamentos de longa
duragdo (como ravulizumabe) ou de
administragdo domiciliar/oral (como
crovalimabe e iptacopana) esvaziam os centros
de infusdo do SUS, economizando recursos
com equipes médicas, materiais hospitalares e
transporte de pacientes., 2.Banho de
Produtividade e Qualidade de Vida: Livrar o
paciente da obrigagdo de comparecer ao
hospital a cada duas semanas permite que ele
estude, trabalhe e contribua ativamente com a
sociedade, reduzindo o absenteismo e as
concessdes de auxilio-doenca., 3.Eficacia para
Pacientes Refratarios: Para os pacientes que
continuam anémicos e dependentes de
transfusGes mesmo usando o eculizumabe, as
novas opgdes terapéuticas (como a
pegcetacoplana e a iptacopana) controlam a
doenca de forma superior, eliminando gastos
subsequentes com bolsas de sangue e manejo
de complicag@es., Diante disso, solicito que o
Ministério da Saude utilize seu poder de
compra para negociar precos sustentaveis com
os laboratdrios parceiros, mas que garanta o
direito de escolha e o avango clinico dos
pacientes com HPN através da recomendagdo
positiva de incorporagdo desta linha completa
de cuidados., "

Profissional de
saude
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Contribuiu
como:

Pessoa que
convive ou cuida
de alguém com a
condigdo de
saude

18/06/2026

12 Opinidao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

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

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32-Nao a - Nio a_N3o
Tenho a plena certeza de que essa medicagdo
(Empaveli) deve vir pelo SUS., Ela foi uma
medicagdo que mais ajudou o paciente
Ednaldo, e com a falta dela pela demora da
compra, o quadro de saude dele teve um
declinio. Com a chegada dessa medicagdo foi
perceptivel como a saude dele mudou de uma
forma melhor, o estilo de vida dele depois
dessa médicagdo progrediu e deixou ele bem
mais animado e esperangoso, assim como
deixou as pessoas que estdo ao redor dele,
quando viram a melhora significativa que ele
estava apresentando apds esse medicamento.
Entdo, essa medicagdo deve ser incorporada
pelo Sus, sim!, Assim como o paciente Ednaldo
encheu a sua vida de esperanga apds essa
medicagdo, garanto que outras pessoas que
necessitam do mesmo medicamento, iram ficar
extremamente feliz apds ver a sua qualidade
de vida mudar para melhor.

a. i a_ N3 a_Nj = =
Profissional de 12 - Eu acho quvIe deve ser incorporada no .SUS, 22 - Ndo Nao 42 - N3o 52 N3o
2 Importante ser incorporada essa tecnologia no
saude
SuUs
19/06/2026
Interessado no 2 Eu acho que deve ser incorporada no SUS, a- Ndo 2-Nao a - N3o a_Nio

tema

Precisamos construir, de forma coletiva,
caminhos melhores para aqueles que convivem

19/06/2026 com a Hemoglobinuria Paroxistica Noturna
(HPN).
Pessoa que 12 - Ndo tenho opinido formada, Auxilio dos 22 - Ndo 2.- Nao 42 - N3o 52 _ N3o

convive ou cuida
de alguém com a
condigdo de
salde

19/06/2026

que precisam
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Contribuiu

como:

Pessoa com a
condigdo de
saude

19/06/2026

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

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo
Na minha opinido, a incorporagdo da
pegcetacoplana no tratamento da HPN é
extremamente importante, principalmente por
oferecer uma alternativa mais moderna e
potencialmente mais eficaz no controle da
doenga., , Pela minha experiéncia com
tratamentos anteriores, apesar de trazerem
beneficios, ainda enfrento limitagdes
importantes, como a necessidade de infusGes
frequentes, deslocamentos constantes até o
hemocentro e impacto significativo na minha
rotina e qualidade de vida. Além disso, a
sensagdo de que o controle da doenga nem
sempre é completo também gera inseguranga.,
, A pegcetacoplana surge como uma opgdo que
pode proporcionar um controle mais amplo da
hemdlise, além de maior estabilidade clinica.
Outro ponto muito relevante é a possibilidade
de maior autonomia no tratamento, o que
pode reduzir a dependéncia de idas frequentes
ao servigo de saude., , Acredito que a
incorporagdo dessa medicagdo pode
representar um avango significativo, ndo
apenas no controle da HPN, mas
principalmente na qualidade de vida dos
pacientes, permitindo uma rotina mais
equilibrada, com mais independéncia e menos
limitagdes.

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

32 - Sim, Qual: Fago o uso do Eculizumab 42 - N3o
(soliris)., Positivo: A partir da minha experiéncia
com outras tecnologias utilizadas no
tratamento da HPN, percebo como principais
aspectos positivos a melhora no controle da
hemdlise, o que consigo observar pelos exames
e também pelos sintomas no dia a dia. Tive
reducgdo da necessidade de transfusdes e maior
estabilidade clinica ao longo do tratamento., ,
Outro ponto muito importante para mim foi a
diminuigdo do risco de complicagdes,
principalmente trombose, o que traz mais
seguranc¢a em relagdo a doenga., , Também
percebi uma melhora significativa na minha
qualidade de vida, especialmente em relagdo a
fadiga. Passei a ter mais disposi¢do para
realizar minhas atividades diarias e maior
autonomia na minha rotina., , De forma geral,
essas terapias representaram um avango
importante no controle da minha doenga e na
minha qualidade de vida., Negativo: A partir da
minha experiéncia com outras tecnologias para
tratamento da HPN, alguns aspectos negativos
impactam bastante a minha rotina., , Um dos
principais pontos é a necessidade de ir com
frequéncia ao hemocentro ou centro de infusdo
para receber a medicagdo, o que exige
deslocamento constante e acaba sendo
cansativo, além de dificultar a organizagdo da
minha rotina pessoal e profissional., , Outro
aspecto que percebo é que, devido a curta
meia-vida de algumas dessas medicagdes,
preciso realizar aplicagdes frequentes para
manter o efeito do tratamento, o que aumenta
ainda mais essa dependéncia do servigo de
saude., , No caso do tratamento com o Soliris,
apesar dos beneficios, ainda enfrento algumas
dificuldades, como a necessidade de uso
continuo por tempo indeterminado, possiveis
sintomas persistentes relacionados a hemdlise
e a preocupagdo com risco de infecgdes, o que
exige cuidados adicionais e acompanhamento
constante., , Além disso, todo esse processo
acaba impactando minha qualidade de vida,
pois preciso adaptar minha rotina em fun¢do
do tratamento, o que interfere em
compromissos pessoais, trabalho e bem-estar
emocional.

52 Estudos
economicos:
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Contribuiu 12 Opinidao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Pessoa que 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32 - Sim, Qual: Minha filha faz uso do Soliris a - N3o a_ Nio
convive ou cuida Na minha opinido, a disponibilizagdo do (eculizumabe) para o tratamento da
, pegcetacoplan é muito importante para as hemoglobindria paroxistica noturna (HPN).
de al.guwem Gl & pessoas que convivem com hemoglobinuria Apesar dos beneficios do tratamento,
condicdo de paroxistica noturna (HPN). Trata-se de uma acreditamos que é importante haver outras
salde doenca rara e grave, que pode comprometer opgoes terapéuticas disponiveis, como o
19/06/2026 significativamente a qualidade de vida e trazer pegcetacoplan, para pacientes que possam
riscos a saude. A existéncia de mais uma opgdo necessitar de um controle mais completo da
terapéutica pode beneficiar pacientes que ndo doenga e de uma melhor qualidade de vida.,
apresentam resposta adequada aos Positivo: Com o uso do Soliris, minha filha
tratamentos disponiveis ou que ainda sofrem apresentou melhora importante no controle da
com sintomas e complicagdes da doenga. doenga, com redugdo das complicagdes e
Espero que esse medicamento possa ser melhora da qualidade de vida. O tratamento
disponibilizado para ampliar o acesso a um trouxe mais seguranca e estabilidade clinica,
tratamento eficaz e proporcionar mais permitindo que ela realizasse suas atividades
qualidade de vida aos pacientes e suas familias. com mais tranquilidade e esperanga de um
futuro melhor., Negativo: Apesar dos beneficios
do Soliris, o tratamento exige infusGes
frequentes, o que impacta a rotina da minha
filha e da nossa familia, gerando
deslocamentos, organizagdo de horarios e
desgaste fisico e emocional. Além disso, ainda
existe a preocupagdo constante com a evolugdo
da doenca e a necessidade de alternativas
terapéuticas que possam oferecer um controle
ainda mais completo dos sintomas e melhor
qualidade de vida.
Pessoa com a 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Nao 32-Nao a_N3o a_N3o
condicio de Sofro a cada 15 dias com a distancia, o valor do
, deslocamento, a auséncia do trabalho, as dores
salde da infusdo
20/06/2026
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 2.-Nao 42 - N3o 52 N3o

tema

20/06/2026

PARA MELHORAR AINDA MAIS A SAUDE DOS
PACIENTES E PESSOAS PORTADORAS DE
DOENGAS CRONICAS RARAS RESPIRATORIAS.
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Contribuiu 12 Opinidao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Pessoa que 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32 - Nao a . N3o a_ Nio
convive ou cuida Na minha opinido, a incorporagdo da
egcetacoplana para o tratamento da HPN é
de aleué peg p p
ea {guwem coma - muito importante, pois representa uma
condicdo de evolugdo em relagdo as terapias atualmente
saude disponiveis., , Pela minha experiéncia, apesar
21/06/2026 dos tratamentos atuais ajudarem, ainda
enfrento limitages como a necessidade de
infusGes frequentes, deslocamentos constantes
e impacto na minha rotina e qualidade de vida.
Além disso, nem sempre sinto um controle
completo da doenga., , A pegcetacoplana surge
como uma alternativa que pode oferecer um
controle mais eficaz da hemdlise e maior
estabilidade clinica, além de proporcionar mais
autonomia ao paciente., , Acredito que a
incorporagdo dessa medicagdo pode melhorar
significativamente a qualidade de vida das
pessoas com HPN, permitindo uma rotina mais
leve, com menos limitagSes e maior bem-estar.
PSSR @56 & 2- Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2. Nio 2 - Sim, Qual: Solires , Positivo: Tive uma 42 - N3o 52 _ N3o
condicio de Serd de extrema importancia, essa medicagdo melhora do quadro clinico., Negativo: Mesmo
id ¢ ser incorporada pelo SUS,, Para que possamos tomando, ainda hemoliso.
SIUCE ter melhor qualidade de vida.
21/06/2026
Pessoa com a 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32 - Sim, Qual: Eculizimab- soliris , Positivo: 42 - N3o 2. N3o
condicio de Medicamento para qualquer tipo de Sensagdo de bem estar, porém os exames ndo
1d ¢ tratamento é de extrema importancia ser melhoravam. , Negativo: Falta de melhoria nas
saude incorporado no SUS. No meu caso eu tenho hemodlises, a sensagdo de bem estar foi
22/06/2026 uma doenga rara e necessito muito desse passando com o tempo e a cada dia me sinto
tratamento. Eu fago tratamento com outro mais cansado e as taxas continuam estagnadas.
medicamento e ele ndo faz efeito, e eu preciso
muito desse novo medicamento.
Pessoa que 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32- Ndo a_ N3o a_Nio
convive ou cuida Esse medicamento é necessario para qualidade
, de vida e bem estar de pessoas com hpn.
de al p p
e alguém com a
condigdo de
saude
22/06/2026
Interessado no 2- Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2- Ndo 2-Néao 42 - N3o 52 _ N3o

tema

22/06/2026

Meu cunhado tem essa doenga, acho que seria
crucial para o tratamento dele, e ndo sé dele
como outros pacientes com a mesma doenga.
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Contribuiu
como:

12 Opinidao, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:
22 - Sim, Qual: Pegcetacoplana, Positivo e facilidades:

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

32 - Sim, Qual: Eculizumabe, Positivo: Me

52 Estudos
economicos:

Pessoa com a - : : i = t i 42 - Ndo 2 - Néo
condicio de Estou utilizando a pegcetacoplana por que o Melhorou meus sintomas, meu hemograma normalizou e  ajudou a estabilizar a anemia e demais
1d ¢ tratamento de primeira linha (o eculizumabe) melhorou a qualidade de vida, Negativo e dificuldades: sintomas (principalmente dor no estdbmago).,
SdUCE ndo faz mais o efeito desejado e ndo controla Alto custo da medicagdo e de todos os insumos que Negativo: Ndo me deixou sem anemia, s6
22/06/2026 meus sintomas. A pegcetacoplana me deixou precisa para a aplicagdo. Apesar de ser uma infusdo, a estabilizou as crises. Também tive
sem anemia pela primeira vez em anos. Eu aplicagdo em si é facil. hiperbilirrubenia com este tratamento (com a
imagino que muitos pacientes de HPN passem pegcetacoplana a hiperbilirrubenia passou).
pela mesma situagdo, entdo por isso que eu
acho que a pegcetacoplana deve ser
incorporada ao SUS.
Pessoa que 2- Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2- Sim, Qual: Pegcetacoplana, Positivo e facilidades: 2 - Sim, Qual: Eculizumabe , Positivo: Resposta 42 _ N30 5a_ N3o
. . Todas as pessoas com HPN tem direito a saude, Controle da hemdlise intra e extravascular, Melhora nos parcial ao tratamento., Negativo: Ndo teve
convive ou cuida ) o “ oo ) ) .
de aleud de trabalhar e levar uma vida o mais “normal niveis da hemoglobina (HPN) , Melhora da anemia e resposta ideal ao tratamento, permanecendo a
ea guNem coma possivel, apesar do diagndstico. A inclusdo da consequente redugdo da fadiga e demais sintomas da anemia e hemolise, fadiga e pouca qualidade
condigdo de medicag3o no rol do SUS, além de HPN, Pode ser administrada em casa, evitando ambiente  de vida
saude proporcionar qualidade de vida ao paciente, hospitalar , E uma importante opcdo para pacientes que
22/06/2026 evita gastos com internagdes, transfusdes de ndo obtiveram resposta com outros tratamentos a
sangue e todos os demais custos da internagdo exemplo do Eculizumabe, , Negativo e dificuldades: Ter
ao proprio Sistema de Saude. que buscar os meios judiciais para conseguir a medicagao.
E desgastante para os pacientes, que ja se encontram
vulnerdveis, bem como de seus familiares,
Pessoa que J’.E—‘ - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Sim, Qual: ECULIZUMAB, Positivo e facilidades: No 32 - Nao a - N3o a_N3o
AR e e E muito importante termos outras medicagdes inico do tratamento até que tivemos uma resposta
de aleug que possam auxiliar no tratamento da HPN positiva mas com o decorrer do tempo a doenga se
ee _gu~em gelin & agravou bastante e hj em dia ndo faz mais o efeito
condicdo de esperado, Negativo e dificuldades: A demora em inicar o
saude tratamento fez com que a doenga se agravesse mais
22/06/2026
Pessoa com a 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32-Sim, Qual: AEcuIizomabe , Positivo: Ainda 42 - N3o 52_ N3o
. Ter mais opgBes de tratamento ndo tive experiéncia , Negativo: Ainda ndo tive
condigdo de A
, experiéncia
saude
22/06/2026
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2- Ndo 2.-Nao 42 - N3o 52 N3o

tema

22/06/2026

Venho manifestar-me favoravelmente a
incorporagdo da pegcetacoplana para
pacientes adultos com hemoglobinuria
paroxistica noturna previamente tratados com
inibidores do complemento. Trata-se de uma
doenca rara e grave, com impacto significativo
na qualidade de vida, e que ainda pode
apresentar resposta inadequada as terapias ja
disponiveis. A pegcetacoplana representa uma
alternativa terapéutica importante, com
potencial de melhor controle da hemdlise e
redu¢do de complicagdes, ampliando as opgdes
de tratamento no SUS e contribuindo para um
cuidado mais adequado e individualizado.
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Contribuiu 12 Opinidao, 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_N3 ~ ~
Pessoa que 1 El.J acho que deve .ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32 - Nao a . N3o a_ Nio
. . Acredito que deve ser incorporato ao SUS,
convive ou cuida ) ) A
de aleug devido a importéncia e alto custo de
ea {guwem OMa  medicamentos desta magnitude.
condigdo de
saude
22/06/2026
Pessoa que a. El:I acho quej d.eve ser ir?corporada no SUS, 2- Ndo 2- Nao a - N3o 52 _ N3o
. . Acredito que vai ajudar muitas pessoas que
convive ou cuida )
de aleud convivem com essa doenga a poder trabalhar,
2e guNem COM A  ostudar e ter uma vida muito melhor.
condicdo de
saude
22/06/2026
Pessoa que 2- Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2- Ndo 2-Néao 42 - N3o 52 _ N3o
. . Na minha opinido, a incorporagdo da
convive ou cuida .
de aleué pegcetacoplana para o tratamento da HPN é
ea guNem coma  mito importante, pois representa uma
condigdo de evolugdo em relagéo as terapias atualmente
saude disponiveis., , Pela minha experiéncia, apesar
22/06/2026 dos tratarr.mer.1tos~atua|s ajudarem, élnda
enfrento limitages como a necessidade de
infusGes frequentes, deslocamentos constantes
e impacto na minha rotina e qualidade de vida.
Além disso, nem sempre sinto um controle
completo da doenga., , A pegcetacoplana surge
como uma alternativa que pode oferecer um
controle mais eficaz da hemdlise e maior
estabilidade clinica, além de proporcionar mais
autonomia ao paciente., , Acredito que a
incorporacgdo dessa medicagdo pode melhorar
significativamente a qualidade de vida das
pessoas com HPN, permitindo uma rotina mais
leve, com menos limitacGes e maior bem-estar.
a. i a_N3 a_N3 ~ ~
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32 - Nio a_N3o 2 - N3o
tema O acesso aos melhores tratamentos dos
pacientes com doengas cronicas e/ou raras, é
22/06/2026 extremamente limitado, uma vez que as novas
moleculas, possuem alto custo,
impossibilitando a maior parte dos pacientes a
terem um tratamento efetivo.
a. i a_N3 a_N3 = ~
Pessoa que 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Nao 32-Nédo a_Nio 2 _N3o

convive ou cuida
de alguém com a
condigdo de
saude

23/06/2026

Acho que esse medicamento e necessario
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Contribuiu 12 Opinidao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Pessoa que 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32 - Nao a - N3o a_ Nio
convive ou cuida O marido da minha prima tem essa doenca
de aleué seria muito importante ter esse medicamento
2e .guwem Gl & pelo SUS, iria ajuda muito pois tem paciente
condicdo de que nao estdo tendo resultado com a
saude medicagdo anterior., Seria uma nova
23/06/2026 oportunidade ter um novo tratame.nFo
podendo ter um resultado mas positivo
Pessoa com a 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2-Ndo 32 - Sim, Qual: Medicagdo Euculizumabe , 42 - N3o 52_ N3o
condicso de Quanto mais opg¢des para o tratamento Positivo: Ndo preciso fazer transfusdes de
1d ¢ incorporado no sus, melhor a qualidade de vida sangue e diminuiu a gravidade de tromboses a
sauade do paciente, utilizando a qual o corpo se qual ja tive alguns episddios, e diminuiu a
23/06/2026 adapta melhor. infecgdes de urina, pneumologia. , Negativo:
Muita dor de cabega, dor no corpo, e muito
sono apos as primeiras 48h de infusdo da
medicagdo euculizumabe.
EEssoalcon 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Nao 32 - Sim, Qual: Eculizumabe , Positivo: Menos 42 - N3o a_N3o
condicio de Os portadores de HPN tem respostas hemolise , Menos fadiga , Negativo: Curto
id ¢ diferentes as medicagdes propostas para periodo entre uma infusdo e outra , Muitas
Salce doenga, por isso, a importancia da furadas, mais riscos de contaminagdo, muito
23/06/2026 implementagdo de medicamentos diversos tempo no centro de infusdo, Limitagdo de ir e
para tratar a condi¢do especifica de cada um. vir, Ainda tenho hemdlise de escape e fadiga
Pessoa que 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Nao 32-Nao a_Nio 2. Nio

convive ou cuida
de alguém com a
condigdo de
saude

23/06/2026

Meu neto tem fibrose e necessi te a de todos
os cuidados e medicamento
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Contribuiu 12 Opinidao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

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

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32 - Sim, Qual: Soliris, Positivo: Primeira op¢do a - N3o GE o /NER G &
Controle da Hemolise Residual: Muitos para HPN, Negativo: Muita hemolise subcutaneo e o paciente

23/06/2026 pacientes apresentam quebra continua de extravascula' ndo precisar se deslocar

glébulos vermelhos mesmo utilizando para tomar a medicacdo o

inibidores tradicionais C5. O pegcetacoplan que gera custo tambem

atua em uma via diferente (C3), oferecendo para o paciente e

maior controle clinico.Redugdo da familiares sei que o

Dependéncia Transfusional: Estudos clinicos Pegcetacoplana custa

indicam que o medicamento é eficaz em elevar menos o que vai onerar

os niveis de hemoglobina, diminuindo EEs @ SUS

significativamente a necessidade de

transfusGes de sangue frequentes e seus riscos

associados.Melhora na Qualidade de Vida:

Relatos de pacientes apontam para a

diminui¢do de sintomas debilitantes, como a

fadiga extrema, permitindo uma rotina diaria

mais ativa e préxima da normalidade.Opgdo

para Casos Refratarios: Serve como uma

alternativa terapéutica de resgate essencial

para adultos que ndo responderam ou pararam

de responder adequadamente aos tratamentos

atualmente padronizados pelo Ministério da

Saude.Perfil de Seguranca Eficaz: O

medicamento demonstrou bom controle da

destruigdo dos glébulos vermelhos, reduzindo a

incidéncia de crises graves e mantendo taxas

de seguranga favoraveis nos estudos avaliados.

Empresa

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Sim, Qual: Pegcetacopla, Positivo e facilidades: O 32 - Sim, Qual: Eculisumabe, Positivo: Nao 42 - N3o 2 - N3o
Minha irma necessita fazer uso desse controle da hemolise, paciente mais disposta., Negativo e obtivemos bons resultados, Negativo: Ele nao.

medicamento, pois no atual momento dificuldades: Nao tenho Atingiu o resultado esperado

somente este tem alcangado o resultado

condigdo de esperado. Estamos ja a bastante tempo nesta

saude luta, e o uso de outros similares nao obteve o

24/06/2026 resultado para conter a hemolise das celular.

Pessoa que
convive ou cuida
de alguém com a

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2-Ndo 2-Nao 42 - N3o 52 - N3o
E muito importante que tenha isso no sus ndo
pode faltar.

Pessoa com a
condicdo de
saude

24/06/2026

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Sim, Qual: Com pegcetacoplana., Positivo e 32 - Sim, Qual: Com o uso do eculizumabe,mas  4a _ N30 5a
Convivo com a doenga a mais de 9 anos e ja fiz  facilidades: Estou tendo um controle da minha emolize conhecido como soliris., Positivo: Ndo obtive

o uso de outros medicamentos, porém gracas o uso deste medicamente e uma qualidade de vida uma boa resposta ao quadro clinico. , Negativo:

somente este pegcetacoplana tenho melhor., Negativo e dificuldades: Ndo obtive pontos N&o obtive melhoras no meu quadro clinico.

24/06/2026 apresentado o resultado esperado pra minha negativos.

doenca.

Pessoa com a
condigdo de
saude
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Contribuiu
como:

12 Opinidao, comentario:

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

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

52 Estudos
economicos:

Pessoalcomia 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32 - Nao a - N3o a_ Nio
condicdo de Tem g ter no sus
saude
24/06/2026
Pessoa com a 2- Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2-Nado 2-Néao 42 - N3o 52 N3o
condicio de Acredito que a medicagdo possa beneficiar
3 s pacientes com hemdlise residual no uso de
d
saude inibidores de C-5.
24/06/2026
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32 - Sim, Qual: Eculizumab e Ravulizumab, 42 - N3o 52._ N3o
satde Embora tenhamos opg¢Ges de tratamento com Positivo: Significativa melhora da qualidade de
inibidores de C5 no SUS, por vezes os pacientes vida do paciente a partir do controle da doenca
24/06/2026 ndo apresentam resposta significativa ou (hemdlise), Negativo: Por vezes alguns
mantém hemdlise extravascular de escape, pacientes mantém anemia com repercussdo
com significado clinico, sendo necessario uma clinica devido a hemdlise de escape
inibicdo mais completa e efetiva do
complemente. Sendo assim, a incorporagdo do
pegcetacoplan traria essa possibilidade de
melhor controle da hemdlise, da qualidade de
vida, e dos riscos inerentes a um controle
inadequado da doenga.
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2- Nédo 2.-Néao a . N3o a_N3o
satde O médico precisa ter opgdes de tratamento. Na
falha ao inibidor de Complemento C5, o
24/06/2026 Pegcetacoplana deve ser uma das opgdes
terapéuticas, pois existem pacientes que
podem ndo aderir ao tratamento oral , ou
mesmo tenha contra- indicagdo , assim o SUS
poderd fornecer excelentes medicagées com
vias de administragdo distintas, seguindo o
principio da equidade.
PESEeR @56 & 2- Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 2-Néao a_ N3o a_ Nio
condicio de Porque conhego pessoas que fazem o uso do
id ¢ medicamento, ele tem uma resposta boa ao
SaLCE tratamento
24/06/2026
Pessoa com a 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 2.-Nao 42 - N3o 52_ N3o

condigdo de
saude

24/06/2026

Porque convivo com pessoas que usam o
medicamento e ele faz muito bem.
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22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
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32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas:

efeitos, facilidade, dificuldade:

52 Estudos
economicos:

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,

32 - Sim, Qual: Eculizumabe, Positivo: Foi a

Pessoa que e : i > SR : . 2 - Ndo 2 - Néo
convive ou cuida Facilitaria a vida dos pacientes tendo em vista totalmente satisfatério para o paciente, pois as
, que o medicamento pode ser aplicada na crises hemoliticas ndo ocorrem mais. ,
de alguém com a prépria residéncia , isso reduziria a ida ao Negativo: Ndo houve aspectos negativos
condicdo de hospital para fazer a infusdo do Eculizumabe, somente positivos.
salde sem contar que é mais barato.
24/06/2026
Pessoa que 2- Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2 - Sim, Qual: Anticorpos monoclonais anti-inferleucina 2 - Sim, Qual: Anticoagulante, xarelto, mas a . N3o 52_ N3o
. . Tratamento é vida e esperanga. Meu filhotem 5, Nucala, meu filho comegou a usar e ficou ndo funciona, Positivo: Auto administragdo e
convive ou cuida ; " ) L ) ) ; . . )
, 17 anos e sofre com crises de hemdlise e tem a  absolutamente curado da hipereosinofilia de origem lindo custo baixo, Negativo: N&o evita as crises de
de alguém com a vida toda pela frente, ele precisa deste proliferativa. Sdo aplicagdes mensais que resolvem. Meu  hemdlise e o panico decorrente delas, pelo
condigdo de tratamento, ele e outros pacientes namesma  filho também tem HPN, o clone foi selecionado por risco de morte iminente.
salde condi¢do de saude. processo autoimune contra a medula dssea, anemia
25/06/2026 aplastica. A~HF"N é urr]a.complicagéo de urpa sindrome de
desregulagdo imunoldégica que desencadeia
autoimunidade contra a medula, mediada por linfocitos T
citotdxicos. Enquanto a autoimunidade nao for tratada
(transplante) a solugdo é mesmo inibir o complemento e o
medicamento proposto alcanga esse objetivo. , Positivo e
facilidades: As crises de hemdlise sdo devastadoras e a
inibicdo desse processo salva vidas. Infelizmente, o clone
HPN que salva o paciente da autoimunidade ndo pode ser
eliminado da medula sem o reset do TMO, entdo o uso da
medicagdo para inibir o complemento evita o desfecho
por trombose., Negativo e dificuldades: Ndo percebi
aspectos negativos.
Pessoa com a 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Sim, Qual: Pegcetacoplana, Positivo e facilidades: 32 - Sim, Qual: Soliris, Positivo: O Soliris ajudava 42 - N3o a_N3o

condigdo de
saude

25/06/2026

O medicamento deve ser incorporado no SUS.
O acesso vai ser ampliado e os pacientes que ja
utilizam o medicamento, como eu, poderao
continuar o tratamento sem o risco de
interrupgdo. Interromper o tratamento causa
risco de vida.

Melhor qualidade de vida, ndo precisei mais de
internagbes nem de transfusdes de sangue (que eram
frequentes). Assim diminuiu os riscos de intercorrencias e
de agravamento. Tive mais disposi¢do e ndo perco o
folego fazendo atividades bésicas. Os exames melhoraram
muito, hemoglobina e plaquetas normalizaram e a
hemolise diminuiu muito. Os resultados também foram
muito rdpidos, todos os meus exames melhoraram muito
, Negativo e dificuldades: Nenhum aspecto negativo. A
aplicagdo é muito simples e pratica e apds a aplicagdo a
drea que a infusdo foi feita ndo sofre alteragdes. Ndo
causa nenhuma dor ou desconforto. A Unica dificuldade é
relacionada com o medo da medicagdo sofrer algum
atraso, o que seria resolvido com a implantagdo no SUS

a controlar um pouco da doenga, mas ndo era o
suficiente., Negativo: O Soloris infelizmente ndo
foi o suficiente para a minha doenga, eu
continuava com os exames muito ruins e
precisava de varias transfusdes de sangue, o
que causa muitos riscos. Também sentia muito
cansaco e ficava o tempo todo com medo de
uma intercorrencia e até de pegar um

resfriado, porque provavelmente eu iria
precisar de transfusdo de sangue ou internagao
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Contribuiu
como:

Interessado no
tema

25/06/2026

0, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
Declaro vinculo profissional com a Pint Pharma,
empresa relacionada a tecnologia em
avaliagdo. Apresento esta contribuigdo de
forma transparente e técnico-cientifica., , Sou
favordvel a incorporagdo da pegcetacoplana
para pacientes adultos com HPN previamente
tratados com inibidores do complemento e
resposta clinica inadequada, especialmente
anemia persistente, fadiga relevante,
necessidade transfusional ou sinais compativeis
com hemdlise extravascular., , A HPN é uma
doenga rara, adquirida, clonal e grave, mediada
pelo complemento. Os inibidores de C5
representaram avango importante, mas parte
dos pacientes permanece com necessidades
clinicas ndo plenamente atendidas. Para esse
subgrupo, a inibi¢do proximal de C3 tem
racional terapéutico relevante, pois pode atuar
em mecanismos associados a hemdlise intra e
extravascular., , O estudo PEGASUS
demonstrou beneficio da pegcetacoplana
versus eculizumabe em hemoglobina,
independéncia transfusional, reticulécitos e
fadiga na semana 16, com dados de
seguimento sugerindo manutengao dos
beneficios. Reconhego as incertezas
metodoldgicas, mas elas devem ser
interpretadas no contexto de doenga rara e de
uma populagdo com necessidade clinica
persistente., , Também considero essencial que
os modelos econdmicos reflitam os
pressupostos reais de implementagdo no SUS.
O dispositivo de aplicagdo sera disponibilizado
sem custo adicional ao sistema de saude,
conforme compromisso operacional a ser
formalizado, o que deve ser considerado na
interpreta¢do do impacto econémico., ,
Recomendo incorporagdo restrita, criteriosa e
monitorada, com critérios objetivos de
elegibilidade, acompanhamento por
especialistas e geragdo de dados de vida real
no SUS.

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

22 - Sim, Qual: Pegcetacoplana. Minha experiéncia é
técnico-cientifica e profissional, ndo como paciente ou
usuario da tecnologia. Declaro vinculo profissional com a
Pint Pharma, empresa relacionada a tecnologia em

avaliagdo, e apresento esta contribuigdo de forma

transparente, com foco em andlise médica, evidéncias
clinicas, necessidade ndo atendida, implementagdo e

sustentabilidade no SUS., Positivo e facilidades: A

pegcetacoplana apresenta racional terapéutico relevante
para pacientes adultos com HPN previamente tratados

com inibidores do complemento e resposta clinica

inadequada, especialmente anemia persistente, fadiga
relevante, necessidade transfusional ou sinais compativeis
com hemolise extravascular. A atuagdo proximal em C3

pode responder a mecanismos ndo plenamente

controlados pelo bloqueio terminal de C5. No estudo
PEGASUS, observou-se beneficio em hemoglobina,
independéncia transfusional, reticulécitos e fadiga versus
eculizumabe na semana 16, com dados de seguimento
sugerindo manutengdo dos beneficios. Também considero
positiva a possibilidade de uso subcutaneo, com potencial
de reduzir barreiras logisticas para alguns pacientes,

desde que haja treinamento, orientagdo médica e

acompanhamento especializado., Negativo e dificuldades:
Os principais pontos de atengdo ndo anulam o valor
clinico da tecnologia, mas devem ser considerados para
uso responsavel. A evidéncia direta vem principalmente
de estudo aberto, com numero limitado de pacientes,
como esperado em doenca rara. Ndo ha comparagdo
direta head-to-head com todas as tecnologias atualmente

em avaliagdo, incluindo iptacopana. Também ha
necessidade de monitoramento de seguranca,

especialmente risco infeccioso associado a inibigdo do
complemento, eventos de hemdlise de escape, reagées no
local de aplicagdo e adesdo ao esquema subcutaneo. A
incorporagdo deve ser restrita a populagdo de maior
necessidade clinica, com critérios claros de elegibilidade,
acompanhamento especializado e geragdo de dados de

vida real.

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

32 - Sim, Qual: Sim. Experiéncia técnico-
cientifica/profissional com inibidores do
complemento utilizados ou avaliados para HPN,
especialmente eculizumabe e ravulizumabe, no
contexto de analise médica, discussio de
evidéncias, jornada do paciente, necessidades
ndo atendidas e avaliagdo de tecnologias em
saude., Positivo: Minha experiéncia com outras
tecnologias para HPN é técnico-
cientifica/profissional, especialmente no
contexto dos inibidores de C5, como
eculizumabe e ravulizumabe., , Essas
tecnologias representaram um avango
importante no manejo da HPN, principalmente
pelo controle da hemdlise intravascular
mediada pelo complemento. Na prética clinica
e na literatura, os inibidores de C5 estdo
associados a redugdo da atividade hemolitica,
melhora de parametros laboratoriais como
DHL, redugdo de complicagdes relacionadas a
hemdlise, menor necessidade de transfusdes
em muitos pacientes e impacto positivo na
sobrevida e na qualidade de vida., , Também
considero positivo que essas tecnologias
tenham estruturado uma linha de cuidado para
HPN no SUS, permitindo que pacientes com
uma doenga rara e grave tenham acesso a
terapias modificadoras da histéria natural da
doenga. O ravulizumabe, por sua posologia
com intervalos mais longos entre infusdes,
também pode representar conveniéncia
adicional em relagdo a esquemas intravenosos
mais frequentes, dependendo do perfil do
paciente e da organizagdo do servigo., , De
forma geral, os inibidores de C5 sdo
fundamentais no tratamento da HPN e devem
continuar tendo papel relevante no cuidado de
pacientes adequadamente controlados com
essa estratégia terapéutica., Negativo: Apesar
dos avangos trazidos pelos inibidores de C5, um
ponto negativo relevante é que nem todos os
pacientes alcangam controle clinico adequado.
Parte dos pacientes pode permanecer com
anemia residual, fadiga clinicamente relevante,
necessidade transfusional ou sinais compativeis
com hemolise extravascular, mesmo com
controle da hemdlise intravascular., , Essa
resposta incompleta pode estar relacionada,
em alguns casos, a persisténcia de mecanismos
mediados por C3, que ndo sdo plenamente
abordados pelo bloqueio terminal de C5.
Assim, embora eculizumabe e ravulizumabe
sejam terapias importantes, pode haver uma

42 Evidéncias clinicas:

2 - A pegcetacoplana
apresenta racional clinico
relevante para adultos com
HPN previamente tratados
com inibidores do
complemento e resposta
inadequada, especialmente
anemia persistente, fadiga
clinicamente relevante,
necessidade transfusional ou
sinais compativeis com
hemdlise extravascular., , A
HPN é uma doenga rara,
adquirida, clonal e grave,
mediada pelo complemento.
Os inibidores de C5
trouxeram avangos
importantes, sobretudo no
controle da hemdlise
intravascular, mas parte dos
pacientes permanece com
necessidades clinicas ndo
plenamente atendidas. Nesse
subgrupo, a inibi¢do proximal
de C3 pode atuar sobre
mecanismos associados a
hemolise intra e
extravascular., , O estudo
PEGASUS demonstrou
beneficio da pegcetacoplana
versus eculizumabe em
desfechos clinicamente
relevantes, incluindo
aumento de hemoglobina,
maior proporg¢do de pacientes
livres de transfusdo, redugdo
de reticulécitos e melhora de
fadiga na semana 16. Dados
de seguimento sugerem
manutengdo dos beneficios
hematoldgicos ao longo do
tempo., , Reconhego
limitagdes metodoldgicas,
como desenho aberto,
numero limitado de pacientes
e auséncia de comparagdes
diretas com todas as
tecnologias. Entretanto, essas
limitagSes devem ser
interpretadas no contexto de
doenga rara e da populagdo
especifica com necessidade
clinica persistente., , Fontes:

52 Estudos
economicos:

2 - Considero que os
estudos econémicos
devem ser interpretados
com foco na populagdo de
maior necessidade clinica:
pacientes adultos com
HPN previamente
tratados com inibidores
do complemento e
resposta inadequada. A
avaliagdo ndo deve ser
entendida como
substituicdo ampla das
terapias disponiveis, mas
comMo opgao para
subgrupo especifico., , No
relatério da CP n2 44, os
modelos apresentados
indicam potencial de
dominancia econémica da
pegcetacoplana frente a
eculizumabe e
ravulizumabe no cenario
avaliado, com maior
efetividade estimada em
AVAQ e menor custo total
acumulado. A anélise de
impacto orgamentario
também sugere
possibilidade de
economia para o SUS em
cenarios de incorporagdo
restrita., , E essencial que
os custos reflitam a
implementagdo real da
tecnologia. Em andlises
envolvendo
pegcetacoplana, os custos
associados ao dispositivo
de aplicagdo e ao sistema
de infusdo devem ser
considerados de forma
adequada, pois podem
influenciar a
interpretagdo do impacto
econdmico comparativo.
Esse ponto é
particularmente relevante
quando se comparam
cenarios que incluem ou
ndo custos de
bomba/dispositivo., ,
Também considero
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Contribuiu
como:

12 Opinidao, comentario:

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

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:
subpopulagdo de pacientes previamente
tratados que mantém necessidade médica ndo
atendida., , Outro ponto de atengdo é a
logistica de administracdo intravenosa, que
pode exigir deslocamentos, estrutura de
infusdo, disponibilidade de centros
especializados e organizagdo continua do
cuidado. Isso pode impactar pacientes que
vivem longe de centros de referéncia ou que
tém maior dificuldade de acesso regular aos
servigos., , Também considero importante
mencionar o custo elevado dessas terapias e a
necessidade de uso racional, com critérios
claros de elegibilidade, monitoramento de
resposta e acompanhamento especializado.
Esses pontos refor¢gam a importancia de
ampliar alternativas terapéuticas de forma
criteriosa para perfis especificos de pacientes
com HPN.

42 Evidéncias clinicas:

Hillmen et al. N Engl J Med.
2021, 384:1028-1037,
Peffault de Latour et al.
Lancet Haematol. 2022, 9,

Hill et al. Nat Rev Dis Primers.
2017, 3:17028, Risitano et al.

Blood. 2010, 116:631-639,
Relatério preliminar Conitec
CP n244/2026.

52 Estudos
economicos:

importante que a
incorporacgdo, caso
aprovada, esteja
associada a critérios
objetivos de elegibilidade,
monitoramento de
resposta, avaliagdo de
seguranga,
acompanhamento
especializado e coleta de
dados de vida real. Essa
estratégia pode reduzir
incertezas econdmicas e
apoiar o uso racional de
recursos publicos no SUS.,
, Fontes: Relatério
preliminar Conitec CP n?
44/2026, Relatério
Conitec 2026 sobre
ravulizumabe,
crovalimabe,
pegcetacoplana e
iptacopana em HPN, Bula
profissional de
Empaveli®, Instrugdes de
Uso do dispositivo
enFuse®.

Profissional de
saude

25/06/2026

2- Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
A terapia com inibidores Proximal da via do
complemento tem se mostrado como terapia
promissora no cuidado ao paciente com HPN. A
pegcetacoplana, se mostra um alternativa
viavel , principalmente em caso de pacientes ja
previamente tratado com Inibidor de C5, visto
que, pacientes nesse cendrio frequentemente
evoluem com positividade para autoanticorpos
e hemolise promovida por estes. O que ndo
ocorre ao se utilizar Pegcetacoplana., Outro
beneficio da medicagdo, é a possibilidade de
auto-infusdo pelo paciente. Promovendo sua
independéncia e colaborando para seu retorno
ao trabalho. Também vale ressaltar a
dificuldade na disponibilidade de centros para
infusdo, e considerando locais como a
Amazonia legal a questdo do acesso dos
pacientes a esse centro se torna prejudicada
pelas distancias e isso impacta diretamente na
adesdo ao tratamento.

2-Nao

52 - Ndo
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Contribuiu
como:

12 Opinidao, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,

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

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:
32 - Sim, Qual: Eculizumab, Positivo: Melhora

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

Pessoa que . ; ] e ; o ° 2 - Ndo 2 - Néo
convive ou cuida Relatos médicos de que o medicamento é na condigdo fisica., Negativo: Ndo ha, mas nao
de aleug eficaz com evidéncias. € o suficiente.

e alguém com a
condigdo de
saude
25/06/2026
Pessoa que 2- Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2-Nédo 2- Nao a . N3o 52_ N3o
convive ou cuida Garantir uma avaliagdo segura para pacientes
de aleud com doengas raras.

e alguém com a
condicdo de
saude
25/06/2026
PSR @6 & 2- Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2. Nio 2 - Sim, Qual: Eculizumabe, Positivo: Melhorei 42 _ N30 52 _ N3o
condicio de Os pacientes com HPN precisam de do quadro de pancitopenia e reduziu o meu

id ¢ medicagdes que possam garantir mais clone de HPN, Negativo: Ter que vim ao
SIUCE qualidade de vida. hospital a cada 15 dias para tomar a medicagdo
25/06/2026 na veia.
2 - Eu acho que deve ser incorporada no , 2-Ndo 2-Ndo a_ N3 a_ N5
Pessoa com a 12 - Ey ach d ' d SUs,  22-Na 32-Nd Ndo N&do
condicso de Existem muitas pessoas nessa condigcdo de
id ¢ enfermidade e ndo tem recursos financeiros
sauade para comprar as medicagdes.
25/06/2026
2 - Eu acho que deve ser incorporada no . 2-Nio 2-Ndo a_ N3 a_ N3

Pessoa que ?-Euacho qued incorporada no SUS, 22 -N& ¢-Na 2 N3o 52 .- N3o
convive ou cuida Para ajudar os que precisam da medicagdo
de alguém com a
condigdo de
saude
26/06/2026
Pessoa que 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Sim, Qual: hemoglobindria paroxistica noturna, 2.-Nao 42 - N3o 52_ N3o
convive ou cuida Por que tem pessoas que conhego que Positivo e facilidades: Com a medicagdo as pessoas
de aleug dependem desta medigdo para sobreviver. conseguem viver bem., Negativo e dificuldades: Que a

e adguNerT:jcom a pessoa pode vim a dbito.
condaigao ae
salde
26/06/2026
Interessadono 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2- Ndo 2.- Nao 42 - N3o 52 N3o

tema

26/06/2026

Ela deve ser incorporada, pois é uma
medicagdo que muitos ndo tem condigdes de
obter...
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Contribuiu 12 Opinidao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32 - Nao a . N3o a_ Nio
tema O medicamento deve ser implementado para
salvar ou dar melhor condigées de vida para as
26/06/2026 pessoas que precisam do medicamento e ndo
tem condigdes financeiras para arcar com, Os
custos, visto que é um medicamento caro e
assim nao fica acessivel a todos que real
necessitam. E importante ressaltar que o
remédio, Dara uma vida mais digna para o
paciente, ja que tal doenca causa limitagdes, e
o paciente fica a mercé do cuidado de
terceiros. Assim o tornando limitado. Todo ser
humano precisa de uma vida digna
Pessoa que 12-Eu achoAque deve ser incorporada no SUS, 2- Nao 2.-Nao 42 - N3o 52 N3o
convive ou cuida Devido eficiéncia e comprovagdo da mais
de aleug qualidade de vida para quem faz o tratamento
e alguém com a
condigdo de
salde
26/06/2026
Pessoa com a 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2-Nédo 32 - Sim, Qual: Ravulizumabe, estou em 42 - N3o 52._ N3o
condicio de Fui diagnosticada com hpn em julho de 2026, tratamento desde fevereiro de 2024, Positivo:
1d ¢ tive tromboembolismo pulmonar e trombose Melhora da anemia e cansaco, Negativo: Ndo
saude de veia esplénica, em setembro de 2024, estou sdo oferecidas pelo SUS,
26/06/2026 em tratamento com ravulizumabe desde
fevereiro de 2025,, O pegcetacoplana é muito
importante para pacientes de hpn com
resposta insuficiente aos anti-C5
Pessoa que 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32- Ndo 42 - N3o 52 N3o
convive ou cuida  Perave mais pessoas teram acesso o
, tratamento.
de alguém com a
condigdo de
saude
26/06/2026
Pessoa que 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 2. Nao 42 - N3o 52_ N3o

convive ou cuida
de alguém com a
condigdo de
saude

26/06/2026

Mais pessoas teriam acesso a esse tratamento
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Contribuiu 12 Opinidao, 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_N3 ~ ~

Pessoa que 1 Euthoquedev?seHnaxpomdanoSUS, 22 - Ndo 32 - Nao a - N3o a_ Nio

. . Para mais pesssoas tiverem acesso ao

convive ou cuida .
, medicamento
de alguém com a
condicdo de
saude
26/06/2026
Pessoa que 2- Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2- Sim, Qual: Com duas, Positivo e facilidades: Tivemos 2- Sim, Qual: Empaveli(pegcetacoplana), 42 - N3o 52_ N3o

. . Deve ser incorporada no SUS. Buscando uma primeira experiéncia com o eculizumab (solires) onde Positivo: Melhoras no quadro clinico e
convive ou cuida " . ~ . . L ) o
de aleud facilitadores para pessoas que necessitem ndo obtivemos os resultados esperando tendo muita laboratério trazendo maior eficacia e

ea guNem OMa  jessas tecnologias terem mais acesso e assim dificuldade para o recebimento da medicagdo por atrasos excelentes resultados , Negativo: Dificuldade
condigdo de conseguirem ter um tratamento de qualidade e a doenga se agravou mais. Ja na segunda experiéncia com em receber a medicagdo
saude eficacia o Empaveli (pegcetacoplana) foi a melhor medicagdo e
26/06/2026 com maior eficiéncia encontrada onde obtivemos os '
melhores resultados de tratamento em todos os sentidos.,
Negativo e dificuldades: Muita dificuldade para o
recebimento da mesma
Pessoa que 2 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2-Sim, Qual: a experiéncia com o Empaveli( 2~ Sim, Qual: Tivemos um primeiro acesso ao a - N3o a_ N3o

. . E de muita importancia para que os pacientes pegcetacoplana) uma excelente medicagdo onde tivemos  eculizumab (soliris), Onde tivemos muita
convive ou cuida - o . i - e L
de aleug tenham o acesso facilitado da medicagdo. todos os resultados positivos utilizando ela., Positivo e dificuldade no acesso a medicagdo, essa

2e gu~em G & facilidades: Essa medicagdo trouxe resultados eficaz tanto medicagdo ndo teve eficdcia, logo tivemos a
condicdo de clinico com laboratério uma excelente medicag&o., experiéncia com o Empaveli( pegcetacoplana)
saude Negativo e dificuldades: A dificuldade do acesso a ela. uma excelente medicagdo onde tivemos todos
26/06/2026 oiresuhadospomﬂygsuthand9ehq Positivo:

N3o teve ponto positivo , Negativo: O acesso
para receber ela e a eficacia ndo foi a esperada.

. a. i a_Nj3 a_Nj - ~
Profissional de 1 Eyachogqueveseru@orpomdanoSUS, Ndo 32 - Ndo 42 - N3o 52_ N3o
saude Na minha opinido deve ser incorporada no

SUS, pois o tratamento é muito caro e fica
27/06/2026 invidvel uma pessoa em condigdes financeiras
precarias fazer o tratamento adequado.
a_ H a_ a_ ~ ~
Pessoa que 12 - Eu acho que devg ser mcorporada noSUS, 22-Nido 32 - Nédo a_N3o 2 _ N3o

. . Acho que quanto mais tecnologia e recurso que

convive ou cuida . B . ) .
, é investido, no que é bom fica melhor ainda

de alguém com a
condigdo de
saude
27/06/2026

- a. i a. a. ~ ~
Organizacio da 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Nao 32-Nao a - N3o a_N3o

Sociedade Civil

27/06/2026

Um tratamento tdo caro deveria ser de acesso
a todos
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Profissional de
saude

27/06/2026

nido, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
A pegcetacoplana atua na via proximal do
complemento, bloqueando o C3 e controlando
tanto a hemdlise intravascular quanto a
extravascular. Seu uso é indicado para um
pequeno grupo de pacientes com HPN que
permanecem com hemdlise e anemia apesar
do tratamento com inibidores de C5. Embora
represente menos de 10% dos pacientes com
uma doenga ja rara, essa terapia pode ser
decisiva para evitar transfusées, melhorar a
qualidade de vida e reduzir complicagdes., , No
CHC-UFPR acompanho uma paciente com
resposta clinica e laboratorial completa em
menos de 10 dias de tratamento. A
administragdo subcutanea domiciliar foi
facilmente incorporada a rotina, sem episédios
de hemolise de escape durante o
acompanhamento, reforgando a eficacia e a
praticidade dessa opgdo terapéutica.

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

22 - Sim, Qual: Posso relatar a experiéncia do servigo
publico no Hospital de Clinicas da Universidade Federal do
Parana (CHC-UFPR), onde acompanho uma paciente
tratada com pegcetacoplana. A resposta clinica foi rapida,
com melhora laboratorial expressiva em menos de 10 dias
apos o inicio do tratamento. Além da eficécia, a paciente
adaptou-se facilmente a administragdo subcutanea
domiciliar, referindo grande satisfagdo com a autonomia
proporcionada pela terapia., , Durante o periodo de
acompanhamento, ndo observamos episddios de
hemdlise de escape ou outras intercorréncias relacionadas
a perda de eficdcia do medicamento. Esse achado é
consistente com os estudos clinicos, que demonstram
controle sustentado da hemdlise na maioria dos pacientes
tratados, reconhecendo que episédios de hemdlise de
escape podem ocorrer, mas sdo eventos ja descritos,
caracterizados e adequadamente abordados na literatura
cientifica., Positivo e facilidades: Resposta rapida e
sustentada em paciente com hemdlise extra-vascular
intensa e risco de vida, com melhora da qualidade de vida
e diminuigdo do risco de mortalidade associada a
tromboses ou outras intercorréncias., Negativo e
dificuldades: O uso subcutaneo tem sido relatado como
ruim, mas a nossa paciente se adaptou muito bem. Nunca
tivemos hemolise de escape, e esse risco é verdadeiro.
Porém com o uso continuo acredito que é bem baixo.

32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas:

efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, Qual: O uso em primeira linha de
Eculizumab ou Ravilizumab em mais de 20
pacientes do ambulatério de faléncias
medulares do HC me permite dizer que essas
medicagbes salvam vidas, melhoram a
qualidade de vida e certamente devem ser
incorporadas ao sus. A judicializagdo vai
continuar caso ndo sejam incorporadas, uma
vez que ndo hd outra alternativa para esses
pacientes., Ressalto que como positivo o uso de
anti C5 a cada 8 semanas é infinitamente mais
benéfico e confortdvel para os pacientes, mais
barato para o sus pois mesmo a droga seno
mais cara eles tem que vir apenas a cada 2
meses ao servigo de saude e muitos viajam kms
para isso. , Ponto negativo é que alguns raros
pacientes tem reposta incompleta e hemolise
extra vascular, tendo necessidade de inibi¢do
da via mais alta (c3 ou fator D). Esses casos sdo
poucos mas muito necessario o anti
complemento proximal, , Positivo: A
experiéncia com o uso de inibidores de C5
(eculizumabe e ravulizumabe) em mais de 20
pacientes acompanhados no Ambulatério de
Faléncias Medulares do HC-UFPR permite
afirmar que essas medicagdes salvam vidas,
melhoram significativamente a qualidade de
vida e devem ser incorporadas ao SUS. Na
auséncia de incorporagdo, a judicializagdo
tende a continuar, pois ndo existe outra
alternativa terapéutica eficaz para esses
pacientes., , A substituicdo do eculizumabe
pelo ravulizumabe representa um importante
avango, pois a administragdo a cada 8 semanas
proporciona maior conforto aos pacientes e
reduz a necessidade de deslocamentos
frequentes ao servigo de salide, aspecto
especialmente relevante para aqueles que
percorrem longas distancias. Além do beneficio
assistencial, essa estratégia também reduz
custos indiretos para o SUS., Negativo: Como
limitagdo, uma pequena parcela dos pacientes
apresenta resposta incompleta aos inibidores
de C5, principalmente por hemdlise
extravascular persistente. Nesses casos, a
disponibilidade de inibidores proximais do
complemento, como a pegcetacoplana (anti-
C3) ou inibidores do fator D, é fundamental
para oferecer controle adequado da doenga.

42 - Incluo no pdf o caso com 52 - Ndo
uso de pegcetacoplana que
acompanhei, apresentado em
congresso no hemo 2024

mostrando a evolugdo

benéfica para a paciente do

HC UFPR
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economicos:

a. i a_ N3 a_ N3 = «

Pessoa que 12-Eu tho que deve ser |ncor.poradaAnoVSUS, , 22-Ndo Nao a . N3o a_ Nio
. . Um medicamento de extrema importancia!l.
convive ou cuida X o :
de aleug N&o sé para o meu genro Leonardo Almeida
ea guwem coma aqui de campos dos Goytacazes. Mas tbm para
condicdo de todos os pacientes que precisam desse
saude medicamento tdo importante. Estamos
27/06/2026 mobilizando amigos e familiares de campos
para responder as perguntas ??

a. i a_ N3 a_gj . i itivo: = .

Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, Nado 32 - Sim, Qual: Eculizumabe.., Positivo: O 42 - N3o 52 N3o

saude

27/06/2026

A incorporagdo da pegcetacoplana ao SUS para
o tratamento de pacientes adultos com
hemoglobinuria paroxistica noturna (HPN)
previamente tratados com inibidores do
complemento é importante para atender uma
necessidade terapéutica ainda ndo plenamente
contemplada pelas opgdes atualmente
disponiveis. Embora os inibidores de C5
tenham representado um avango significativo
no manejo da doenga, uma parcela relevante
dos pacientes permanece com anemia
persistente, hemdlise extravascular residual e
necessidade continua de transfusdes,
mantendo importante carga clinica e impacto
na qualidade de vida., A pegcetacoplana atua
em etapa mais proximal da cascata do
complemento (C3), oferecendo controle mais
abrangente da hemdlise intravascular e
extravascular. Estudos clinicos demonstraram
melhora significativa dos niveis de
hemoglobina, redugdo da dependéncia
transfusional e melhora de sintomas
incapacitantes, como fadiga, com manutencdo
dos beneficios ao longo do tempo., Além do
beneficio clinico direto aos pacientes, a
incorporagdo pode contribuir para reduzir a
utilizagdo de recursos relacionados ao manejo
das complicagdes da doenga, incluindo
transfusGes frequentes, atendimentos
hospitalares e intervengdes associadas a
anemia cronica. Trata-se de uma alternativa
especialmente relevante para pacientes com
resposta inadequada as terapias atualmente
disponiveis, ampliando a equidade no acesso a
tratamentos capazes de proporcionar melhor
controle da doenga e melhores desfechos
clinicos.

eculizumabe representou um marco
terapéutico na HPN ao proporcionar controle
da hemdlise intravascular, reduzir eventos
tromboticos, diminuir a necessidade
transfusional e melhorar a sobrevida e a
qualidade de vida dos pacientes., Negativo:
N&o controla tdo bem hemolise extravascular e
ha persisténcia de anemia nessa condigdo.
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Contribuiu 12 Opinidao, 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_ N3 = «
Pessoa que 12 Ey acho que deve ser |ncorporafia noSUS, 22-Nédo 32 - Nao a . N3o a_ Nio
. . A paciente que faz o uso deste medicamento
convive ou cuida )
de aleug depende exclusivamente do mesmo para
ea {guwem coma poder ter uma vida melhor, na verdade ela
condicdo de depende desta medicacéo par viver. ,
saude
27/06/2026
Pessoa que a-Eu achp que deve ser inc.orporada I’.IO Sus, 2- Ndo 2- Nao a - N3o 52 _ N3o
. . Para a paciente ter uma qualidade de vida
convive ou cuida A
de aleué melhor, ela depende exclusivamente desse
2e guNem OMa  edicamento.
condicdo de
saude
27/06/2026
Pessoa que ’9 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2- Sim, Qual: Pegcetacoplana, Positivo e facilidades: O 2 - Sim, Qual: Eculizumabe , Positivo: O 42 - N3o 52 _ N3o
. . E um 6timo medicamento e quem usa tem paciente com quem eu convivo teve uma melhora na medicamento Eculizumabe ndo funcionava
convive ou cuida . ) - . . ) = : ; . . . -
de aleué uma boa qualidade de vida, ndo precisa de qualidade de vida. Ndo precisou mais fazer nenhuma direito, Negativo: O Eculizumabe ndo era o
ea guNem COM A  ais transfusio de sangue e nem internacgdo. transfusdo de sangue e nem passou por internagdo. Os suficiente e a pessoa com HPN ainda precisava
condigdo de exames normalizaram., Negativo e dificuldades: Ndo teve de muitas transfusdes e corria muitos riscos.
saude nenhum aspecto negativo. Ainda tinha muito cansago, precisava de
29/06/2026 transfusdo de sa.ngue regularmente e os
exames eram ruins
a. i a_ N3 a_N3 ~ ~
Pessoa que 12-Eu acho que de\{e' ser incorporada no ?L.JS, 22 - Nao 32-Nao a - N3o a_Nio
. . Esse medicamento é importante e necessario
convive ou cuida
, para pessoas com hpn.
de alguém com a
condigdo de
saude
29/06/2026
Pessoa que 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2-Ndo 2.-Nao 42 - N3o 52_ N3o

convive ou cuida
de alguém com a
condigdo de
saude

29/06/2026

O medicamento é importante e necessario
para pessoas que tem hpn.
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Contribuiu 12 Opinidao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Profissionallde 12 - Ndo acho que deve ser incorporada no 22 - Sim, Qual: Iptacopana, Positivo e facilidades: 32 - Sim, Qual: Eculizumabe, Positivo: a - N3o a_ Nio
satde SUS, Acredito que pegcetacoplana ndo deve ser Iptacopana é oral e com seguranga superior a Eculizumabe controla os niveis de LDH,

incorporada, pois a bomba de infusdo é de pegcetacoplana, Negativo e dificuldades: Pegcetacoplana  Negativo: Eculizumabe ndo controla a hemdlise
29/06/2026 dificil administragdo e pode gerar duvidas aos apresentou eventos adversos graves no estudo clinico extravascular, pacientes se mantém anémicos e

pacientes. Ainda, ndo esta claro como com necessidade de transfusdo de sangue, o

funcionara a disponibilizagdo deste dispositivo que justifica a necessidade de uma segunda

ao SUS. O fluxo deste fornecimento nao foi linha de tratamento, mas pegcetacoplana ndo é

bem esclarecido. Ainda, os estudos de a mais indicada.

pegcetacoplana demonstram eventos graves

de hemdlise e descontinuagdo por conta de

eventos adversos, mostrando que

pegcetacoplana ndo é a opgdo mais segura aos

pacientes de HPN.
Profissional de 12 - Ndo acho que deve ser incorporada no 22 - Sim, Qual: Iptacopana, Positivo e facilidades: Acredito 32 - Sim, Qual: Eculizumabe, Positivo: 42 - N3o 52_ N3o
satde SUS, Entendo que a pegcetacoplana ndo deva que a iptacopana é uma melhor opgdo de segunda linha Eculizumabe consegue diminuir o risco de

ser incorporada, uma vez que o sistema de de tratamento do que pegcetacoplana, pois iptacopana é trombose., Negativo: Existem necessidades ndo
29/06/2026 infusdo apresenta complexidade de uso e pode uma medicagdo oral e, por isso, tem maior comodidade atendidas com iC5, pois a maioria dos pacientes

dificultar o manejo pelos pacientes. Além disso, posoldgica e menor impacto no ecossistema de saude. permanece com anemia e muitos ainda

ainda ndo estd definido de forma objetiva Ainda, iptacopana possui melhor perfil de seguranga., precisam de transfusdo sanguinea. Logo, faz-se

como ocorrera a oferta desse dispositivo no Negativo e dificuldades: Pegcetacoplana é de maior necessdria uma segunda linha de tratamento

SUS, permanecendo duvidas sobre o fluxo de complexidade de admnistragdo e perfil de seguranca para HPN. No entanto, iptacopana é uma

disponibilizagdo e distribuigdo. Somado aisso, inferior. opgdo melhor do que pegcetacoplana para a

os estudos clinicos com pegcetacoplana segunda linha.

evidenciam a ocorréncia de eventos graves

relacionados a hemdlise, além de taxas de

descontinuagdo decorrentes de eventos

adversos, o que sugere que essa alternativa

ndo apresenta o perfil de seguranga mais

favoravel para pessoas com HPN.
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32- Ndo 42 - N3o 52_ N3o
tema A tecnologia deve ser incorporada pois ajudara

na melhora da satde das pessoas com esta
29/06/2026 condigdo
Profissional de ]:2 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32-Nédo 2 _Nio 2 _N3o
saude E importante que todos tenham acesso a saude.
29/06/2026
eressads ne 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2- Ndo 2.- Nao a - N3o a_Nio

tema

29/06/2026

Tudo deve ser disponibilizado para salvar uma
vida
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Contribuiu nido, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2-Nédo 2-Nédo a
Sou favoravel a incorporagdo da

pegcetacoplana no SUS para pacientes adultos

30/06/2026 com Hemoglobinuria Paroxistica Noturna

Interessado no
tema

previamente tratados com inibidores do
complemento, especialmente nos casos em
que ha persisténcia de anemia, fadiga ou
necessidade de transfusdes sanguineas. A
possibilidade de uma alternativa terapéutica
que atue em outro ponto do sistema
complemento pode beneficiar pacientes que
ndo apresentam resposta clinica completa aos
tratamentos ja disponiveis. Também considero
relevante a administragdo subcutdnea, com
possibilidade de uso domiciliar apds
treinamento, pois isso pode reduzir
deslocamentos e facilitar a adesdo ao
tratamento. Apesar das incertezas apontadas
na avaliagdo, entendo que a incorporagdo pode
ser considerada com critérios clinicos bem
definidos, acompanhamento dos pacientes e
negociagdo de prego.

Profissional de

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
O Empaveli representa um avango no
tratamento da HPN, com beneficios clinicos
robustos e sustentados, especialmente para
pacientes com anemia residual. No Brasil, o
cenario é de contraste entre a aprovagao
regulatdria (ANVISA) e a resisténcia para
reembolso publico (CONITEC). A comunidade
médica e pacientes aguardam uma reavaliagdo
que considere o peso das evidéncias clinicas e o
potencial de economia para o sistema, na
esperanga de ampliar o acesso a essa terapia
inovadora.

22 - Sim, Qual: Pegcetacoplana, Positivo e facilidades:
"Diferente dos inibidores de C5 (como eculizumabe), o
Empaveli atua em um estdgio mais inicial da cascata do
complemento, controlando tanto a hemdlise intravascular
quanto a extravascular (causa comum de anemia
persistente nesses pacientes). Os principais resultados dos
estudos de Fase 3 (PEGASUS e PRINCE) incluem:, , -
Melhora da Hemoglobina (Hb): Aumento rapido e
sustentado da Hb, com niveis préximos ao normal por até
3 anos., - Normalizagdo de Biomarcadores: Redugdo e
normalizagdo da desidrogenase lactica (LDH), reticuldcitos
e bilirrubina indireta por até 3 anos., - Menos Transfusdes:
Taxas anuais de 71,2% a 86,4% de pacientes que evitaram
transfusGes., - Melhora da Fadiga: Melhora significativa e
duradoura nos escores de fadiga (FACIT-F), com impacto
importante nos pacientes que normalizaram a Hb., -
Estudo PEGASUS: Na comparagdo direta com
eculizumabe, o pegacetacoplan demonstrou
superioridade no aumento da hemoglobina e melhora da
fadiga em pacientes , , O perfil de seguranga é
considerado consistente e aceitavel:, , - Eventos Adversos
Graves relacionados ao tratamento ocorreram em apenas
4,5% dos pacientes., - Reagdes no local da injegdo (via
subcutanea) sdo comuns, mas geralmente leves e
diminuem com o tempo., - Hemdlise ""breakthrough""
(escape) foi observada em 28% dos casos, porém, na
maioria, foi isolada e manejavel sem descontinuagdo., -
N&o houve casos de meningite por Neisseria nos estudos.,
", Negativo e dificuldades: Apenas positivos

2 - .a pegcetacoplana é um, 2- Ndo
Avango na pratica clinica e
traz qualidade de vida para os
pacientes - Normalizagdo de
Biomarcadores, Menos
Transfusdes: Taxas anuais de
71,2% a 86,4% de pacientes
que evitaram transfusdes.
Melhora da Fadiga: Melhora
significativa e duradoura nos
escores de fadiga (FACIT-F),
com impacto importante nos
pacientes que normalizaram a
Hb., Estudo PEGASUS: Na
comparagdo direta com
eculizumabe, o
pegacetacoplan demonstrou
superioridade no aumento da
hemoglobina e melhora da
fadiga em pacientes anémicos.
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Contribuiu 12 Opinidao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32 - Nao a . N3o a_ Nio
tema Pessoas que vivem com hemoglobinuria

paroxistica noturna (HPN) precisam de acesso a
30/06/2026 tratamentos eficazes pelo SUS porque a doenga

pode causar anemia grave, tromboses e outras

complicagdes que colocam a vida em risco. O

acesso as terapias adequadas ajuda a controlar

a doenga, reduz a necessidade de transfusdes e

internagGes, melhora a qualidade de vida e

aumenta a expectativa de vida. Além disso,

como esses medicamentos tém alto custo, sua

oferta pelo SUS garante que todos os pacientes

tenham a oportunidade de receber o

tratamento de que precisam,

independentemente de sua condigdo

financeira.
Organizacdo da 12 - Eu acho g.ue deve ser incorporada no SUS, 2- Ndo 2. Nao 42 - N3o 52 N3o
Sociedade Civil Tratamento digno
30/06/2026
Interessado no 12.- Eul acho f:]ue deve ser incorporada no SUS, 2-Ndo 2.-Nao 42 - N3o 52._ N3o
tema Diagndstico é sempre o melhor caminho para

recuperacgao e otimizagdo de recursos do
30/06/2026 sistema.
Praffccitenal az 2- Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2- Ndo 2-Nao 42 - N3o 52 _ N3o
satde Tratamentos inovadores precisam estar

disponiveis para populagdo em geral. Sabemos
30/06/2026 pelas pesquisas que este tratamento é superior

ao disponivel atualmente.
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2-Nédo 2. Néo 42 - N3o 52 N3o
tema Creio que as tecnologias em avaliagdo devem

ser testadas e expandidas para que alcancem o
30/06/2026 maior nimero possivel de pessoas que possam

ser beneficiadas., Saude é direito de todos, e

muitos ndo tem condi¢Bes de acesso,

principalmente quando se trata de doengas

ndo tdo comuns
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2 - Nao 2.-Nao 42 - N3o 52 N3o
tema Para que todas as pessoas que precisem

tenham acesso ao tratamento.
30/06/2026
Interessado no 2- Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2-Nédo 2- Nao a - N3o 52_ N3o

tema

30/06/2026

Enquanto profissional da drea da saude,
considero de extrema importancia a insergdo
de um novo tratamento no SUS, pois pessoas
que ndo teriam condigdes de custear o
tratamento terdo acesso ao mesmo, além de
permitir maior qualidade de vida para elas.
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Contribuiu
como:

12 Opinidao, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,

dificuldade, outros efeitos:

22 - Nao

efeitos, facilidade, dificuldade:
32 - Sim, Qual: Eculizumab e Crovalimab,

economicos:

Pessoa que . . . R > ; ‘ 42 - Ndo 2-Nao
convive ou cuida O medicamento realiza um tipo de inibi¢do de Positivo: Inibem, até certo ponto, o
de aleug complemento que é necessario para muitos complemento C5, proporcionando uma melhor
2e .guwem Gl & pacientes que ndo respondem de forma efetiva qualidade de vida ao paciente, Em relagdo ao
condicdo de ao tratamento disponivel no SUS, Eculizumab, Crovalimab, o tempo de aplicagio é maior do
saude pois ele consegue evitar que o paciente que o Eculizumab, 28 dias, Negativo:
30/06/2026 continue hemolisando, algo que acontece com Eculizumab, tempo menor entre uma aplicagdo
muitos pacientes com HPN e fazem uso de e outra (14 dias), em ambos, pode ocorrer
Eculizumab. Eu mesmo sou um desses hemdlise de escape.
pacientes que usam inibidor de complemento
nivel C5 e continuo hemolisando, sendo
necessario usar um outro tipo de inibidor como
esse, para que possa controlar a hemdlise
escape. A hemolise de escape é muito
prejudicial ao paciente, pois continuamos com
hemoglobina baixa e correndo um risco alto de
trombose. A vida acaba sendo muito afetada
devido aos sintomas de HPN que acabam
voltando. O Pegcitacopana mostrou eficiéncia
durantes os estudos clinicos em controlar
hemodlise de escape. Além disso, a aplicagdo é
feita pelo préprio paciente, dando autonomia
ao mesmo e sendo uma opgao para pacientes
que moram longe dos Centros de aplicagdo.
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Sim, Qual: Relatos de colegas que pacientes tem 32 - Sim, Qual: Eculizumabe, inibidor de 42 - N3o 2 N3o
saude Pacientes necessitam de novas tecnologias e hemolises de escape com a tecnologia de inibidor de C5,  complemento c5, , Positivo: Relatos de colegas
maior comodidade para uso em domicilio. Positivo e facilidades: Relatos que o inibidor de C3 previne que Pacientes reduzem uso de transfusao
30/06/2026 Qualidade de vida. hemolises de escape, mais comodo uso domiciliar com sanguinea em uso ., Medicamento e produto,
posologia mais comoda, Negativo e dificuldades: Nenhum Negativo: Relatos de colegas baseado na
pratica e em estudos que inibidor de C5, causa
hemolise de escape, Eculizumabe necessita de
uso em unidade de saude causando transtornos
de deslocamento
Pessoalcomla 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2- Ndo 32 - Sim, Qual: Eculizumab (soliris), Positivo: 42 - N3o a_ Nio
condicio de Se suma importancia pois teremos uma Atua impedindo a hemdlise mas por um curto
1d ¢ segunda opgdo de tratamento e ndo precisar periodo de tempo, ajuda a aliviar os sintomas e
SaUCE passar pelas crises dos sintomas da doenga impedir perigos maiores de riscos de morte
30/06/2026 antes das datas das dosagens pois além de como trombose , Negativo: Atua impedindo a
passar por isso temos que nos deslocar de hemdélise mas por um curto periodo de tempo
onde moramos por varios km de distancia para levando a volta as crises mas ndo tdo fortes
fazer as infusdes, fora os gastos com como antes do tratamento
transportes
Pessoa com a 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32 - Sim, Qual: Eculizumabe (Soliris)., Positivo:  4a _ N30 a_ Nio

condicdo de
saude

30/06/2026

Pegcetacoplana serd mais um medicamento
para qualidade de vida para nds pacientes com
Hemoglobindria Paroxistica Noturna.

Sem necessidade de transfusdo sanguinea.,
Negativo: Ainda com sintomas persistente da
doenca.
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Contribuiu
como:

Profissional de
saude

30/06/2026

nido, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
E imprescindivel a incorporagdo da
Pegcetacoplana para o tratamento de segunda
linha da HPN. Trata-se de uma doenga cronica,
sem chance de cura, que cursa com quadros
graves de anemia, insuficiéncia renal e
trombose. O Unico tratamento disponivel hoje
no SUS é o Soliris, que promove o controle
adequado da doenga na maioria das vezes, em
primeira linha. Porém entre 25 a 50% do
pacientes voltam a apresentar hemdlise, e
voltar a apresenta alto risco de morte devido
aos eventos provocados pela doenga. Para
esses pacientes hoje ndo opgdo de tratamento
no SUS. Ha uma necessidade ndo atendida de
inibigdo proximal da via do complemento com
a Pegcetacoplana, que garante ao paciente
novamente o controle da doenga, e evita
anemia, dependéncia transfusional,
insuficiéncia renal / hemodidlise e eventos
trombdticos graves. O acesso ao tratamento
garante a retomada da qualidade de vida do
paciente. , Infusdo subcutanea bissemanal com
dispositivo auto explicativel, simples para o uso
e descartavel..

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

32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas:

efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, Qual: Eculizumabe, Positivo: Controle  4a
da atividade de doenga e aumento importante

da qualidade de vida. Diminuigdo importante

do risco de morte., Negativo: Dependéncia de
infusdo venosa Hospitalar quinzenal.

- Ndo

52 Estudos
economicos:

Pessoa que
convive ou cuida
de alguém com a
condigdo de
saude

30/06/2026

2- Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
A HPN é uma doenga extremamente rara e os
pacientes atualmente possuem uma opgao de
tratamento disponivel no SUS, que faz apenas
o blogueio de uma das vias, a grande maioria
dos pacientes ndo respondem bem ao
tratamento pois continuam tendo hemdlise em
outra via. Os medicamentos mais modernos
fazem bloqueio de uma via superior,
impedindo que ocorra a hemdlise intravascular
e extravascular em conjunto. Ter a doenga
ativa, por conta do medicamento ndo ser
eficiente, atrapalha a qualidade de vida dos
pacientes, autonomia e trabalhos. Além do
que, a opgao disponivel a cada 2 semanas nao
€ vidvel para logistica de pacientes que ndo
moram em cidades préximas aos centros de
referéncia. Essa medicagdo traz a possibilidade
do paciente realizar a medicagdo em casa.

Ndo

2 - Sim, Qual: Eculizumabe e Ravulizumabe, 42
Positivo: Como aspectos positivos ambas
medicagbes fazem com controle do LDH que é
o marcador de hemdlise da HPN, utilizando
esse medicamento ndo tive mais tromboses,
dores abdominais. Porém, continuo tendo
hemdlise extravascular, aquela que ocorre fora
dos vasos sanguineos., Negativo: A doenga
acaba ndo tendo um bom controle com ambas
medicagdes, pioro muito quando fico resfriada
ou com gripe. Além de que, vejo que outros
pacientes tem dificuldades de se deslocar para
centros de referéncia. E é de extrema
importancia que o SUS fornega outras
medicagdes.

- Ndo
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Contribuiu
como:

nido, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,

22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade:
22 - Sim, Qual: Eculizumabe (Soliris) - aplicado por infusdo 32 - Ndo

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

Pessoa com a ) " - 2-Néao
.. Sou portadora de HPN desde os 28 anos de quinzenalmente., Positivo e facilidades: Sou portadora de
condigdo de ; . . .
, idade, sempre com muitos riscos de morte por HPN desde os 28 anos de idade (1988), sempre com
saude trombose, anemia e problemas de transfusdo.  muitos riscos de morte por trombose, anemia, fadiga,
30/06/2026 Somente agora nos 3 Ultimos anos tive acesso  infecgdo nas vias respiratdrias superiores e problemas de
ao medicamentos que realmente faz a transfusdo. Somente agora nos 3 Ultimos anos tive acesso
diferenga na minha vida, ou seja, tratamento ao medicamento Soliris que realmente fez a diferenga na
que realmente me tiraram da linha de risco. minha vida, ou seja, tratamento que realmente me tirou
Mas devo dizer que as idas quinzenalmente da linha de risco. Hoje ndo tenho mais infec¢des por
para a infusdo, as consultas bimestrais ou sinusite. Quando pego gripe, é somente um resfriado e
trimestrais e todo més a autorizagdo na ndo evolui. Ndo tenho mais tosse. Ainda tenho fadiga,
farmacia de auto custo, além de demandar mas minha qualidade de vida melhorou muito, mas muito
tempo eu fico muito exposta aos outros mesmo. Me sinto muito mais forte e resistente as doengas
pacientes com todo os niveis de doengas, do tipo infecgdo., O pegcetacoplan pode ser ministrado
gripes, pneumonia, etc. Estou envelhecendo e  em casa. Muitas pessoas idosas podem necessitar desse
fico muito preocupada com essa exposi¢do medicamento, como eu que sou mais velha., Negativo e
necessdria para tomar o medicamento que eu  dificuldades: Mas devo dizer que as idas quinzenalmente
tomo quinzenalmente. Sou muito agradecida para a infusdo, as consultas bimestrais ou trimestrais e
por ter um medicamento quinzenal injetavel, todo més ir pegar a autorizagdo na farmacia de auto
mas o pegcetacoplan pode ser ministrado em  custo, além de demandar tempo eu fico muito exposta
casa. Muitas pessoas idosas podem necessitar  aos outros pacientes e pessoas com todo os niveis de
desse medicamento, como eu. doengas, gripes, pneumonia, etc. Estou envelhecendo e
fico muito preocupada com essa exposicdo, idas e vindas,
que sdo necessarias para tomar o medicamento Soliris
que eu tomo quinzenalmente. Sou muito agradecida por
ter um medicamento quinzenal injetavel, mas o
pegcetacoplan pode ser ministrado em casa. Muitas
pessoas idosas podem necessitar desse medicamento,
como eu.
Organizacio da 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 2. Néo a_Nio
. . Todas as tecnologias que sdo testadas e
Sociedade Civil . :
possuem comprovagdo cientifica deveriam ser
01/07/2026 utilizados no SUS para trazer maior qualidade
de vida para a populagdo.
Pessoa com a 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32 - Sim, Qual: Ecolizumab , Positivo: Melhora 52 N3o
condicio de Deve ser incorporada,porque nao sdo todos os com a fadiga e dores., Negativo: Ainda ha
, portadores da doenga que respondem bem ao escape de hemdlise.
saude atual tratamento e ha muita dificuldade em
01/07/2026 conseguir o medicamento também.Com a
incorporagdo de mais tratamento, acredito que
haverd melhora significativa na qualidade de
vida dos pacientes.
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32 - Sim, Qual: Anti complemento distal, a_ Nio

saude

01/07/2026

Paciente com doenga grave que ndo
respondendo a primeira opgdo deve ter uma
segunda linha de tratamento! Pacientes jovens
que podem ter uma expectativa de vida maior
e com qualidade caso tenha os medicamentos

Positivo: Boa resposta porém alguns perdem a

resposta e necessitam segunda opgdo,
Negativo: Pode ocorrer em alguns casos a
perda de resposta
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Contribuiu
como:

Organizagao da
Sociedade Civil

01/07/2026

12 Opinidao, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
Acredito que seja justo incorporar ao SUS a
tecnologia que possibilita tratamento e melhor
qualidade de vida, visando igualdade e direito a
salde para todos.

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

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

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

Pessoa com a
condigdo de
saude

01/07/2026

2- Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
Se faz necessario com urgéncia para melhorar a
qualidade de vida de pacientes até mesmo de
familiares que participam,nos acompanham no
tratamento e no nosso dia a dia

2.-Ndo

2 - Sim, Qual: Eculizumab, Positivo: Desde o
diagnéstico e com o uso quinzenalmente do
solires melhorou muito,porém hoje
necessitamos de outras para continuar vendo
melhoras , Negativo: distancia para realizar as
infusdes

42 - A medicagdo é de suma
importancia para nossa
qualidade de vida

52 - Foi comportada uma
qualidade de vida bem
melhor pra nds pacientes

Profissional de
saude

02/07/2026

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
Atualmente trabalho em ambulatério de
atendimento para esses casos. Destaco a
importancia de termos opgdes terapéuticas
para pacientes que apresentam falha ao
Eculizumabe ou eventos adversos que
demandam supender o uso do Eculizumabe. ,
Além do pegcetacoplana ser uma medicagdo
que os estudos mostraram perfil de seguranca
semelhante ao Eculizumabe ela traz os
beneficios do controle de hemdlise intra e
extravascular, da aplicagdo em ambiente
domiciliar, de maior liberdade para o paciente
no processo do tratamento. Importante
salientar que a qualidade de vida e a insergdo
no campo de trabalho dos pacientes fica
prejudicada com o tratamento de uma doenga
que requer, além das consultas e exames
regulares, realizagdo de infusGes em ambiente
hospitalar de 15/15 dias !!!! , AHPN é uma
doenca rara, estamos vivenciando momento de
analise para liberagdo de arsenal terapeutico
para individualizar o tratamento trazendo as
melhores tecnologias para adaptar a realidade
de cada caso, hoje temos apenas uma opgao,
se paciente tem qualquer evento adverso
termina sem tratamento, contudo é uma doega
grave, me recordo de casos que faleceram por
trombose pulmonar e hepatica por ndo termos
opgdes de tratamento, espero que finalmente
essa realidade seja modificada.

32-Ndo

2 - Estudo PEGASUS e
PRINCE sdo de conhecimento
desta comissdo e embasam o
uso desta modalidade de
tratamento.

52 - "Q proprio relatério
da CONITEC ja citou a
previsdo de economia: ,
""a aquisicdo da
pegcetacoplana em
relagdo ao eculizumabe
geraria uma economia de
RS 1.899.884,94 por ano
de vida ajustado por
qualidade""

Interessado no
tema

02/07/2026

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
Todo tratamento que vise melhorar a saude e a
qualidade de vida das pessoas menos
favorecidas deveriam ser incorporados ao SUS.

22 - Ndo
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Contribuiu

12 Opinidao, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos

como:

Pessoa com a
condigdo de
saude

02/07/2026

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
Para mim é os pacientes , Pq precisamos
demais opgdo de tratamento no meu Caso, eu
mesmo ndo estava respondendo ao
tratamento que eu fazia, e com o
Pegcetacoplana tenho uma qualidade de vida
bem melhor .

dificuldade, outros efeitos:

22 - Sim, Qual: Soliris e o Pegcetacoplana , Positivo e
facilidades: Mim sinto viva novamente, como um ser
humano, sem queixas de ictericia, mais disposigdo, sem
tomar sangue frequentemente, sem precisar ir unidade
médica para tomar a medi¢do que era a cada 15 dias,,
Melhorou 100% a minha qualidade de vida com o
Pegcetacoplana., Negativo e dificuldades: Nada, porém a
dificuldade de acesso esta me impedido minha qualidade
de vida .

efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, Quial: Soliris, Positivo: No inicio foi 42 - N3o
uma 6tima medicagdo mais com o tempo ndo

tenho mais resposta, mesmo com o uso eu

precisava de transfusdes ., Negativo: Tive

episodios de escape que consequentemente

precisei fazer transfusdes .

economicos:
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Contribuiu
como:

Interessado no
tema

02/07/2026

0, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
Sou favoravel a incorporagdo da
pegcetacoplana para o tratamento de
pacientes adultos com Hemoglobinuria
Paroxistica Noturna (HPN) que ja utilizaram
outros medicamentos que atuam no sistema
complemento. A HPN é uma doenga rara,
grave e cronica. Ela provoca a destrui¢do das
células vermelhas do sangue, causando
anemia, cansago intenso, falta de ar,
necessidade frequente de transfusdes e maior
risco de trombose. Esses problemas afetam
muito a qualidade de vida dos pacientes e
podem colocar suas vidas em risco., Os
medicamentos que bloqueiam a proteina C5
trouxeram um grande avango no tratamento
da HPN. No entanto, muitos pacientes
continuam apresentando anemia, fadiga e
destruigdo das células do sangue,
principalmente fora dos vasos sanguineos,
mesmo apos o tratamento. A pegcetacoplana
oferece uma nova opgdo porque age em uma
etapa anterior da doenga, bloqueando a
proteina C3. Com isso, consegue controlar
melhor a destrui¢do das células do sangue,
tanto dentro quanto fora dos vasos
sanguineos. Desta forma aumento dos niveis
de hemoglobina, redugdo da necessidade de
transfusGes de sangue, melhorando a fadiga e
a qualidade de vida, Pensando no sistema de
saude, os estados tem dificuldades de centro
de infusdes, ocupando cadeiras das
quimioterapias para infundir o Eculizumabe.
Tendo uma medicagdo subcutdnea que pode
fazer em casa e desocupa as cadeiras para
outros tratamentos. Além disso tem o
deslocamento dos pacientes e dos
acompanhantes que deixa de ir trabalhar para
acompanhar o doente. Fora o custo de
transporte que a rede do municipio tem para
levar esses pacientes para os centros de
infusGes., O Pegcetacoplana tras resultados
clinicos ndo atendidos e minimiza as condi¢des
de transporte e reduz a demanda sobre os
centros de infusdes.

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

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

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:
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Contribuiu 12 Opinidao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

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

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32 - Sim, Qual: eculizumabe, Positivo: Ela ndo 42
Como pessoa que convive diariamente com um responde mais ao tratamento com
paciente com Hemoglobindria Paroxistica eculizumabe, Negativo: Como ela ndo responde
Noturna (HPN), conhego de perto o impacto a terapia, mantem um quadro de hemdlise
condicdo de devastador que essa doenca rara e cronica extravascular ativa e dependéncia continua de
salde exerce ndo apenas sobre quem tem o transfusGes de sangue
02/07/2026 diagndstico, mas sobre toda a familia. Minha

amiga de infancia tem a doenga e acompanho

o declinio gradativo dela em relagdo a doencga.

Ela ndo tem acesso a medicagdo necessaria,

ndo tem opgdes. Esta condenada a morte sem

PRgcetacoplana., A rotina dela é marcada pelo

medo constante de crises hemoliticas,

episddios de trombose que causam desespero,

fadiga absurda e anemia profunda. Ela ndo

responde mais ao tratamento de primeira

linha, mantendo um quadro de hemdlise

extravascular ativa e dependéncia continua de

transfusGes de sangue. E o caso de muitos

pacientes que, mesmo em tratamento,

continuam sofrendo com fadiga extrema e falta

de ar, sem conseguir retomar sua vida., A

Pegcetacoplana representa uma evolugdo

terapéutica indispensavel como tratamento de

segunda linha, sendo uma resposta direta para

esses pacientes que falharam ou tiveram

resposta incompleta a terapia disponivel,

reduzindo drasticamente a destruigdo das

hemacias, melhorando os niveis de

hemoglobina e devolvendo qualidade de vida

real as familias., Ter o parecer preliminar

desfavordvel a incorporagdo é fechar as portas

da saude publica para quem ja esgotou as

alternativas atuais do SUS. Negar o acesso a

Pegcetacoplana significa condenar esses

pacientes a complicagdes graves de saude e a

invalidez., Por essa razdo, discordo da

recomendagdo preliminar da Conitec e solicito

veementemente a incorporagao da

Pegcetacoplana no SUS. Precisamos de uma

linha de cuidado completa para a HPN,

garantindo que o direito a vida e ao tratamento

eficaz seja pleno para todos os pacientes.

Pessoa que - Ndo a-Ndo
convive ou cuida

de alguém com a

2- Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2. Ndo 2. Ndo a_Nio 53 . N3o
Acho necessaria uma alternativa terapéutica
para HPN, para uma doenga rara.

Interessado no
tema

02/07/2026

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2-Ndo 2-Nao 42 - N3o 52 - N3o
Levar acesso a populagédo

Interessado no
tema

02/07/2026
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Contribuiu 12 Opinidao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32 - Nao a . N3o a_ Nio
Vai trazer muito valor para a sociedade.
tema
02/07/2026
Pessoa que 12- Eu aEho que deve ser incorporadg noSUS, 22- Sim., Qual: Ra'v'ulizumél')e (por ir'wfuséo), nome 32 - Sim, Qual: EFuIizumalie, Positivo: Os ' 42 - N3o 2 _ Medicamento de
convive ou cuida Medlcagao de uso constante e essencial para c9merF|23I: UItom.lr.ls., fosmvo e f{aqlldades: Maior mesmos., Ngg.a.tlvo: Inflfsao a cada 15 (quinze) altissimo custo,
e — vida humana. disposicdo, e.stz.:\bl.llzagao.da hemdlise, aumento de?s dias, |mpos~5|b|||ta olpacllente de faze]r qualquer inacessivel até para
condicdo de z:;gjﬁjt;j;:|:(|)r:;|zoo:luc;tr;seclc;saedt;onzssls];, Negativo e programacdo que va além deste periodo. paci‘e.n?es de alto F)oder
, : : aquisitivo, em muitos
saude casos 0 que o paciente
02/07/2026 ganha por ano paga em
uma Unica aplicagdo.
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Sim, Qual: Pegcetacoplan, Positivo e facilidades: 32 - Sim, Qual: Eculizumabe, ravulizumabe, 42 - N3o 52_ N3o
satde HPN é uma doenga rara que cursa com anemia Aumento da hemoglobina com melhora da anemia, iptacopan, Positivo: Controle da hemdlise
por hemdlise e eventos tromboembdlicos que  redugdo do DHL, melhora da fadiga, Negativo e intravascular, melhora da anemia e dos
03/07/2026 sdo relacionados a alta mortalidade, quandoa  dificuldades: Dificuldade de acesso sintomas, Negativo: Alguns pacientes tém
doenca n3o é bem controlada/ tratada. Ha resposta minima ao Eculizumabe, além disso o
uma necessidade ndo atendida quando ocorre eculizumabe assim como ravulizumabe nédo
hemolise extravascular na vigéncia de controlam casos de hemdlise extra vascular..
tratamento com inibidor de complemento C5.
Nessa situagdo, estd muito bem indicado se
utilizar o pegcetacoplan, inibidor do
complemento C3 proximal, que controla tanto
a hemolise intra como extravascular,
aumentando a hemoglobina, reduzindo DHL,
reduzindo a mortalidade pela doenga
Praffccitensl cz 2- Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2. N3o a_ Sim, Qual: Eculizumabe, Positivo: E a Unica 42 - N3o 52 _ N3o

saude

03/07/2026

Diante da disponibilidade de apenas 1
medicagdo para tratamento da HPN no SUS
(Eculizumabe) e da posologia do mesmo ser
por uso endovenoso a cada 2 semanas, seria
muito benéfico para o paciente ter acesso a
outra terapia que ndo dependa de aplicagdo
endovenosa, o que facilitaria aderéncia ao
tratento., Além disso, a inibigdo de
complemento mais proximal do Pegcitacoplan
diminui o risco de anemia residual, que
impacta muito em sintomatologia dos
pacientes em tratamento de HPN.,

disponivel no SUS, Negativo: Necessidade de
aplicagdo endovenosa e de visitas recorrentes
para infusGes. , Permanéncia de anemia
residual sintomdtico em parte dos pacientes.
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Contribuiu 12 Opinidao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Sim, Qual: Na minha antiga experiéncia laboral, como 32 - Sim, Qual: Eculizumabe, Positivo: o a . N3o a_ Nio
tema Acredito que a tecnologia deva ser incorporada membro de uma associagdo de doengas raras, presenciei  Eculizumabe é uma tecnologia que mudou a
no SUS, pois é uma terapia segura e eficaz, que pacientes que comegaram a utilizar a tecnologia em histéria natural do pacientes com HPN,
03/07/2026 para pacientes em falha com os inibidores de avaliacdo, e os relatos de melhoras nos sintomas da HPN  devolvendo para a grande maioria qualidade de
C5, ja disponiveis no SUS, é essencial para o eram de extrema relevancia, assim como os relatos de vida, diminui¢do da fadiga e outros sintomas da
tratamento eficaz da HPN ganho de qualidade de vida. , Positivo e facilidades: ganho HPN., Negativo: Apesar de o Eculizumabe ser
de qualidade, melhora nos exames laboratoriais, , uma droga que, para a grande maioria das
Negativo e dificuldades: A dificuldade na jornada de pessoas com HPN tras uma melhora
acesso, uma vez que a terapia ainda ndo esta significativa dos sintomas da doenga, para
disponibilizada no SUS. parte dessas pessoas ainda ndo € a terapia

adequada, por ser um inibidor que trabalha no
final da cadeia do complemento.
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Contribuiu

nido, comentario:

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

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos

como:

Profissional de
saude

03/07/2026

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
A disponibilidade de diferentes terapias para o
tratamento da Hemoglobindria Paroxistica
Noturna (HPN) representa um avango que vai
além da eficacia clinica. Na minha perspectiva,
ela amplia a possibilidade de oferecer um
cuidado individualizado, permitindo que a
escolha terapéutica considere as caracteristicas
da doenga, as preferéncias do paciente, seu
contexto de vida e o impacto sobre a adesdo ao
tratamento., Em uma doenca cronica como a
HPN, é fundamental que a decisdo terapéutica
seja compartilhada entre profissional de saude
e paciente, conciliando evidéncias cientificas,
seguranga, eficacia e valores individuais.
Aspectos como via de administragdo,
frequéncia das aplicagdes, necessidade de
deslocamento e impacto na rotina tornam-se
relevantes para essa escolha., A adesdo
terapéutica é determinante para a efetividade
clinica. No caso do eculizumabe, a necessidade
de infusdes intravenosas em centros
especializados pode impor deslocamentos
frequentes, custos indiretos e reorganizagdo da
rotina, dificultando a continuidade do
tratamento. Em contrapartida, a administragdo
domiciliar da pegcetacoplana, apds
treinamento adequado, oferece maior
flexibilidade, autonomia e menor dependéncia
hospitalar, favorecendo a adesdo. Contudo,
essa modalidade ndo é adequada para todos,
pois alguns pacientes podem preferir ou
necessitar da administragdo supervisionada.,
Essa diversidade reforga o principio da
medicina centrada no paciente: ndo existe uma
Unica estratégia terapéutica ideal. Ampliar as
opgdes terapéuticas fortalece a pratica clinica
ao possibilitar decisées individualizadas, nas
quais, além da eficacia e da seguranga,
atributos como autonomia, conveniéncia,
adesdo e experiéncia do paciente também
sejam considerados, contribuindo para
melhores resultados clinicos e humanos no
longo prazo., ,

dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade:
22 - Sim, Qual: Medicamento, Positivo e facilidades: O 2 - Nido

medicamento foi incorporado no SUS e estd beneficando

muitos pacientes., Negativo e dificuldades: Por ser um

medicamento muito especifico e de alto custo, houve a

definigdo do publico para uso, ndo englobando muitas

outras pessoas que poderiam ser benefiadas com o uso.

economicos:
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Contribuiu 12 Opinidao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Pessoa com a 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32 - Sim, Qual: Solires/Eculizumabe, Positivo: O 42 - N3o a_ Nio
condicio de é um medicamento de aplicagdo sub cutanea, eculizumabe foi o primeiro medicamento para
, onde o paciente pode usar em casa. E isso evita esta doencga, e teve seu papel importante de
salde idas ao hospital, maior autonomia. Reduz faltas salvar vidas., Negativo: Ele tem um tempo de
03/07/2026 ao trabalho. Controla melhor a hemolise intra e cobertura muito pouco de apenas 2 semanas, e
extra vascular. por isso ter que fazer infusGes a cada 14 dias
impacta, no trabalho, financeiro, convivio com
a familia. Além disso ndo atua em toda a cadeia
necessdria e muitos pacientes ele ja ndo surti
efeito, necessitando de outros medicamentos.
Praffecional a2 2- Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2- Ndo 2- Néao 42 - N3o 52 _ N3o

Os pacientes com HPN nem sempre obtém boa
resposta com as drogas anteriores, ja
03/07/2026 disponiveis

saude
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Contribuiu 12 Opinidao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Empresa 12 - Ndo a.cho que deve ser incorporada‘no 2-Nédo 2. Nédo a . N3o a_ Nio

SUS, Manifestamo-nos favoravelmente a
03/07/2026 manutengdo da recomendagdo preliminar

desfavordvel a incorporagdo. A posi¢do
fundamenta-se nas limitagbes da evidéncia
clinica, nas incertezas da avaliagdo econémica e
na auséncia de elementos que justifiquem,
nesta etapa, sua priorizagdo entre as opgdes de
segunda linha. , A evidéncia clinica apoia-se em
um Unico ensaio clinico de fase 3, randomizado
e aberto, com seguimento de 16 semanas.
Conforme a abordagem GRADE, a certeza da
evidéncia variou de moderada a baixa, em
razdo do risco de viés, da imprecisdo e da
evidéncia indireta, especialmente em
desfechos subjetivos. As evidéncias
complementares, provenientes de estudos de
extensdo e de comparagdo indireta (MAIC) com
ravulizumabe, foram consideradas insuficientes
para ampliar a confianga na evidéncia direta.
Ademais, a populagdo estudada restringiu-se a
pacientes com resposta subo6tima ao bloqueio
de C5 e anemia persistente, reduzindo a
aplicabilidade dos resultados a populagdo
pleiteada, em consonancia com a indicagdo
restritiva adotada por agéncias internacionais
de ATS., Embora a analise econémica tenha
indicado dominancia, permanecem incertezas
relevantes quanto as premissas do modelo, a
exclusdo de custos assistenciais e a auséncia de
comparagdo de custo-efetividade entre as
opgdes de segunda linha., Considerando: (i) a
aplicabilidade restrita e as limitagdes da
evidéncia clinica, (ii) a insuficiéncia das
evidéncias complementares para elevar a
confianga nos resultados, (iii) as fragilidades da
avaliacdo econdmica, (iv) a auséncia de
comparagdo de custo-efetividade entre as
alternativas de segunda linha, e (v) a existéncia
de PDP do eculizumabe aprovada em 2025,
com transferéncia de tecnologia, produgdo
nacional e nacionalizagdo do IFA, entendemos
que ndo ha elementos suficientes para
alteragdo da recomendagdo preliminar.
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como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:

Profissional de
saude

03/07/2026

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32 - Nao

A recomendagado preliminar desfavoravel
merece reconsideragdo parcial. Concordo com
a cautela orgamentaria para ravulizumabe e
crovalimabe em primeira linha. Discordo, com
fundamentacgdo técnica, da recomendacgdo
desfavordvel ao iptacopana para a
subpopulagdo de pacientes previamente
tratados com inibidor de C5 e com resposta
clinica inadequada (hemoglobina < 10 g/dL).,
Os préprios dados do relatério preliminar
demonstram que a incorporagdo do iptacopana
para essa subpopulagdo gera economia
acumulada de RS 94,96 milhdes ao SUS em
cinco anos — Unico cendrio com saldo
orgcamentario negativo entre todos avaliados.
Trata-se, portanto, da Unica tecnologia
avaliada cuja incorporagdo custa menos do que
a ndo incorporagdo, para o SUS, nas condicdes
atuais de prego do eculizumabe., A
recomendacdo desfavoravel unificada aplicou o
mesmo critério a situagdes clinicamente e
economicamente distintas. Uma anélise de
portfélio integrado — metodologia detalhada
em nota técnica anexada a esta contribuigdo —
teria distinguido essas situa¢des e permitido
recomendagdes diferenciadas por
subpopulagdo e perfil econémico-estratégico
de cada tecnologia.

52 - A Andlise de Impacto
Orgamentdrio (AIO)
apresentada no relatério
preliminar demonstra que
a incorporagdo do
iptacopana para pacientes
previamente tratados
com inibidor de C5 e com
resposta clinica
inadequada gera
economia acumulada de
RS 94,96 milhdes ao SUS
em cinco anos, no cenario
com prego atual do
eculizumabe (fonte:
Relatdrio Preliminar
CONITEC, CP n249/2026,
se¢do 11.2.3.1). Este é o
Unico cenario com saldo
orgamentario negativo —
ou seja, de economia real
— entre todos os
avaliados no relatério., O
problema identificado
ndo estd nos numeros da
AlO, que estdo corretos,
mas no uso desses
ndmeros na
fundamentacgdo da
recomendagao final: a
deliberagdo desfavoravel
unificada tratou o
iptacopana para essa
subpopulagdo como
economicamente
equivalente ao
ravulizumabe e ao
crovalimabe para
pacientes naive, cujos
impactos sao
incrementais. Sao
situagdes orgamentarias
opostas, decididas pelo
mesmo critério., Esta
contribui¢do prop&e, com
base em metodologia de
andlise multicritério de
portfélio desenvolvida em
pesquisa de doutorado
(SANTIAGO, R.C.
Aplicagdo de indicadores
multicritérios para
decisBes politico-
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Contribuiu
como:

12 Opinidao, comentario:

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

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

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

estratégicas de portfélio
da produgéo publica de
medicamentos. Tese de
Doutorado — SENAI
CIMATEC, 2025), que
avaliagGes simultaneas de
multiplas tecnologias para
uma mesma indicagdo
incluam uma etapa de
andlise de portfdlio
integrado, que permita
recomendagdes
diferenciadas por
subpopulagdo e por perfil
econdmico de cada
tecnologia — evitando
que a decisdo mais
econdmica para o SUS
seja descartada junto com
as economicamente
desfavordveis por
auséncia de instrumento
formal de diferenciacgdo.,
Documento de
fundamentagdo
metodoldgica completo
em anexo.

Pagina 41 de 97



Contribuiu
como:

Empresa
fabricante da
tecnologia
avaliada

03/07/2026

12 Opinidao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo
O tratamento da HPN hoje oferece apenas
inibidores do completo distal (C5I) o que
embora controle a hemolise intravascular, ndo
controla a hemolise extravascular oriunda da
ativagdo do complemento C3 gerando uma
série de manifestagdes clinicas nestes
pacientes como anemia, necessidade de
transfusGes o que leva a sobre carga de ferro e
uma fadiga desproporcional a anemia o que
contribui com uma baixa qualidade de vida
social e laboral, constituindo uma necessidade
médica ndo atendida.A pegcetacoplana, um
inibidor proximal do complemento (C3i) atua
inibindo a hemolise tanto intra como
extravascular, reduzindo a necessidade
transfusional e anemia, dados estes
demonstrados no estudo fase 3 (PEGASUS)
onde pegcetacoplana apresentou resultados
superiores ao eculizumabe reduzindo anemia e
fadiga. Desta forma acreditamos que a inclusdo
da pegcetacoplano no SUS venha atender esta
necessidades medica ndo atendida. Para
contribuir ainda mais com esta incluséo, a
empresa Pint Pharma revisou o prego
anteriormente submetido e apresenta uma
nova proposta de preco de RS 9.123,30,
correspondente a um desconto de 43,3% em
relagdo ao PMVG 18%

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

32-Ndo 42 - ContribuigBes anexa no

item 25 deste formulario:, , -

Consulta Publica n 44 -
Pegcetacoplana.pdf, , -
INSTRUCAO USO EMPAVELI
INJECTOR.pdf, ,,

52 Estudos
economicos:

52 - Contribui¢des anexa
no item 25 deste
formulario:, , - Consulta
Publica n 44 -
Pegcetacoplana.pdf, , -
INSTRUCAO USO
EMPAVELI INJECTOR.pdf

Pessoa que
convive ou cuida
de alguém com a
condigdo de
saude

03/07/2026

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2-Nédo
Pois trata-se de uma doenga muito debilitante
que pode causar a morte, a pessoa fica
totalmente paralisada de qualquer atividade,
ndo podendo deslocar-se, nao pode viajar, bem
como perde todos 0s acessos a veias com uso
de medicamentos mais comuns. O
medicamento ja incorporado ao sus tem sua
atuagdo muito limitada, para de funcionar
antes do prazo, causando riscos graves de
saude. Cada paciente tem caracteristicas Unicas
as quais um unico medicamento ndo atende
todas as pessoas.

Profissional de
saude

03/07/2026

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo
Alternativa terapeutica para tratar uma

patologia gravissima como a HPN é garantir a

vida do paciente que ndo respondeu aos

medicamentos inibidores do complemento.

Vejo isso na minha pratica diaria.

3a - Sim, Qual: Eculizumabe, Positivo: E um 42 - N3o
6timo medicamento mas , nem todos

respondem com tanto sucesso , Negativo: Ndo

vejo aspecto negativo . Enxergo a nova

incorporagdo como uma alternativa terapeutica

para quem nao sustenta uma hemoglobina tdo

boa
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Contribuiu 12 Opinidao, 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 incorporada no SUS, 22 - Ndo 32 - Nao a . N3o a_ Nio
satde MUITO BOM PARA TRATAR OS PACIENTES
03/07/2026
PSSR @ A %3 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32 - Sim, Qual: Eculizumabe/Soliris, Positivo: 42 - N3o 2 _ N3o
condicio de E essencial para a qualidade de vida dos Menos transfusdo. Mais qualidade de vida,
id ¢ pacientes. Mais controle e menos hemdlise. retorno ao trabalho e fazer coisas simples como
Sallce caminhar, tomar banho em pé e ndo sentada
04/07/2026 no banco e lavar os cabelos., Negativo: Menos
em uso do eculizumabe ainda tem hemdlise e o
ndo controle da anemia.
Gestores do SUS J:’ﬂ’ - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo a_N3o a_N3o
E muito importante pra mim , pois vou ter uma
04/07/2026 qualidade de vida melhor tendo outros
medicamentos disponiveis estd muito dificil
fazer medicagdo a cada al4 dias no hospital
longe da minha casa
Pessoa que 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2- Ndo 32 - Sim, Qual: Soliris - Eculizumabe, Positivo: 42 - N3o 52 N3o
AR ETRE Ha necessidade de alternativas variadas para o Como irma acompanhei internagdes, dores,
de aleug tratamento de doencgas raras, ja que as reagdes prostracdo e transfusdes quase diarias e com o
2e 'guNem OM a o545 individualizadas e o ajuste precisa ser uso da medicagdo,, uma recomposig¢do das
condicdo de frequente para reducdo dos sintomas condicBes de saude, volta ao trabalho ,vida
salde familiar e social, Negativo: Riscos para a salde
04/07/2026 por frequéncia de infusdes que impactam a
vida didria, trabalho, viagens, ndo controle dos
sintomas em 100%
Pessoa com a 2 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2. Nio 2 - Sim, Qual: Eculizumabe , Positivo: Me a_N3o a_Nio
condicio de Sou portador de HPN e necessito acessar mantém com uma vida digna, vivo. Creio que ja
id s outras medicagdes, uma v z que a resposta a estaria morto e/ou muito mal na cama de um
saude protegdo pela via do Eculizumabe ndo é hospital sem ele., Negativo: Sua prote¢do ndo é
04/07/2026 completa. completa, sigo tendo hemdlise, mesmo que
leve, mantendo um pouco de fadiga, muitas
dores articulares e sangramentos esporadicos.
Pessoa que 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2- Ndo 32- Nao 42 - N3o 52._ N3o
convive ou cuida Entendo que a melhora no tratamento de
de aleud doengas raras sdo prioridade para boa parte da
< ad$u~erT:jcom 2 populagdo que faz parte do grupo atingida.
condigdo de
salde
04/07/2026
Pessoa que 2- Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2- Ndo 2.-Nédo a . N3o 2. N3o

convive ou cuida
de alguém com a
condigdo de
saude

04/07/2026

Todo cidaddo tem direito de acesso a
medicamentos para tratamento de condigdes
de saude, mesmo sendo raras.
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Contribuiu
como:

12 Opinidao, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo

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

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

32-Nao

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

Pessoa que A P o 2-Nao 2-Néao
convive ou cuida A medicagdo é de importancia extrema para a
, minha tia Cora Lucia Zanni Cheregato, RG
de al.guwem €OMa  15183.193-X e CPF , pois trata-se de doenga
condicdo de HPN (Hemoglobinuria Paroxistica Noturna),
salde que somente com esta medicagdo ela
04/07/2026 consegue se manter viva, pois sem o
medicamento corre risco de trombose, embolia
e também hemodlise (perda de sangue pela
urina).
Pessoa que a- Eu.ach~o q’ue dfeve serAinc.orporada no SUS, 2-Nao 2-Néao a - N3o 5a_ N3o
convive ou cuida A medicagdo é de importancia extrema para a
3 minha tia Cora Lucia Zanni Cheregato, RG
de alguem €OMa  15183.193-X e CPF , pois trata-se de doenca
condicdo de HPN (Hemoglobinuria Paroxistica Noturna),
saude que somente com esta medicagdo ela
04/07/2026 consegue se manter viva, pois sem o
medicamento corre risco de trombose, embolia
e também hemolise (perda de sangue pela
urina).
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2- Nao 2.-Nao 42 - N3o 52 Nio
. Seria importante sua incorporagdo pois nem
todos os pacientes respondem ao tratamento
04/07/2026 disponivel no momento.
Pessoa que a- Eu.ach~o q’ue d.eve serAinc.orporada no SUS, 2- Ndo 2-Néao 42 - N3o 52 _ N3o
convive ou cuida A medicagdo é de importancia extrema para a
, minha irm3 Cora Lucia Zanni Cheregato, RG
de alguem COMa  15183.193-X e CPF , pois trata-se de doenga
condi¢do de HPN (Hemoglobinuria Paroxistica Noturna),
saude que somente com esta medicagdo ela
04/07/2026 consegue se manter viva, pois sem o
medicamento corre risco de trombose, embolia
e também hemolise (perda de sangue pela
urina).
Pessoa que %3 - Eu acho gue deye s.er incgrporada noSUS, 22-Nido 32 - Nédo a_Nio 2 _ N3o
convive ou cuida E de grande importancia na vida das pessoas
, que sofrem com as doengas, ter acesso
de acll_gu~errllcom @ gratuito aos medicamentos.
condigao de
saude
04/07/2026
Pessoa com a 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Sim, Qual: Eculizumab, Positivo e facilidades: 32-Nédo a - N3o a_N3o

condigdo de
saude

04/07/2026

Porque precisamos ter qualidade de vida e ndo  Qualidade de vida e menos internagdes , Negativo e
ter que tomar tantas transfusdes a cada crise dificuldades: Nenhum

de hemolise
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Contribuiu 12 Opinidao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

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

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32-Nao a - N3o a_N3o
Para que todos tenham o direito as medicagdo

Pessoa com a

condigdo de
saude
04/07/2026
Profissional de 2- Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2. Nio 2 - Sim, Qual: eculizumabe, Positivo: melhora 42 _ N30 52 N3o
satde A medicagdo ird atender as necessidades ao da doenga hemolitica, da fadiga e redugdo da
atendidas pelos inibidores de C5, como necessidade transfusional., Negativo: Pode ndo
04/07/2026 persisténcia de hemolise extravascular resolver completamente a hemdolise
mediada por C3, o que determina
comprometimento da qualidade de vida
considerando fadiga consequente de anemia
persistente muitas vezes requerindo transfusado.
a_ N3 A ~ g a_ N3 a_N5 ~ =5
Pessoa que 12 - Ndo tenho opinido formada, Ndo sei sobre 22 - Ndo Nao a_ N3o a_Nio
o0 assunto.

convive ou cuida
de alguém com a
condigdo de
saude

04/07/2026
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Contribuiu
como:
Pessoa com a

condigdo de
saude

04/07/2026

0, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
Conviver com a hemoglobinuria paroxistica
noturna (HPN) mudou completamente a minha
vida. Sou médica obstetra e, antes do
diagndstico, passei meses convivendo com
sintomas incapacitantes, sem entender a
causa. Tive uma hemolise grave, com
hemoglobina de 7,8 g/dL, DHL superior a 3.500
U/L e bilirrubinas de 3,5 mg/dL. Fui internada
e, felizmente, um médico clinico suspeitou de
HPN e solicitou a citometria de fluxo, exame
que confirmou o diagnéstico., , Iniciei o
tratamento com eculizumabe pelo SUS. A
medicagdo controlou a doenga e foi
fundamental para preservar minha vida.
Entretanto, a rotina do tratamento era
extremamente desgastante. A cada 15 dias eu
precisava me deslocar até o HEMOPE para
receber a infusdo, além de realizar exames
frequentes e comparecer as consultas médicas.
Conciliar esse tratamento com a rotina intensa
da medicina tornou-se um enorme desafio., ,
Mesmo com o tratamento, convivi por muito
tempo com fadiga intensa, fraqueza constante,
dores importantes nos membros inferiores e
taquicardia aos minimos esforgos, piorava
quando estava perto dos 15 dias, quando
recebia nova infusdo., , A HPN me obrigou a
abrir m3o de oportunidades importantes. E
passou a exigir um esforgo fisico enorme com a
doenga., , Neste ano iniciei o tratamento com
ravulizumabe pela satde suplementar. A
mudanga na minha qualidade de vida foi
evidente. Medicagdo com melhor estabilidade,
infusdo a cada 8 semanas. O ravulizumabe é
atualmente uma das principais terapias para
HPN, solicito que ndo haja retrocesso na sua
incorporagdo ao SUS., O crovalimabe é
subcutdneo mensal e também ajudaré na
qualidade de vida das pessoas. E as demais
medicagBes também sdo muito importantes
para cada caso, principalmente quem ndo
responde mais aos inibidores de C5. Nesse
contexto, tanto a iptacopana quanto o
pegcetacoplana tém um papel muito
importante. Pode ser que um dia eu ndo
responda a inibidores de C5, como conhego
varios colegas que tem HPN. Dai a importancia
deles.

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

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

32 - Sim, Qual: Ravulizumabe , Positivo: Eu
melhorei muito os sintomas e também pelo
Ravulizumabe ser a cada 8 semanas, melhorou
a rotina de procurar o centro de infusdo e fazer
exames a cada 8 semanas. , , Negativo: O
processo de importagdo foi demorado nessa
ultima vez e atrasou a medicagdo. Caso seja
incorporado ao Sus , a medicagdo ficard com
mais facilidade para fazer o processo de
importacgdo e o custo pode reduzir também,
assim como o pegcetacoplana se for
incorporado.

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:
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Contribuiu

12 Opinidao, comentario:

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

42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como:

Profissional de
saude

04/07/2026

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
EM QUALQUER TRATAMENTO HA SEMPRE
GRUPOS DE PACIENTES:, 1. SE BENEFICIAM
TOTALMENTE COM UM TRATAMENTO, 2. SE
BENEFICIAM PARCIALMENTE COM UM
TRATAMENTO, 3. NAO SE BENEFICIAM COM
UM TRATAMENTO, 4. SE BENEFICIAM
INICIALMENTE E DEPOIS RECAEM, 5. REACAO
GRAVE AO MEDICAMENTO, 6.
IMPOSSIBILIDADE DE VIAS DE
ADMINISTRACAO EM MEDICAMENTOS
INJETAVEIS ENDOVENOSOS OU
SUBCUTANEOS, POR ISTO ACREDITO QUE SE
DEVA DEIXAR DISPONIVEL, DE ACORDO COM
ALGUNS CRITERIOS, DISPONIBILIDADE DE MAIS
MEDICAMENTOS

dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade:

22 - Sim, Qual: ECULIZUMABE, Positivo e facilidades: PARA 32 - N3do
UMA DOENCA GRAVE, QUE NAO EXISTIA TRATAMENTO,
O USO DE NOVAS TECNOLOGIAS TRAZ POSSIBILIDADE DE
MELHORA NA QUALIDADE DE VIDA, REDUCAO DE
INTERNACAO, PROCURA POR SERVICOS DE URGENCIA E
EMERGENCIA, REDUCAO DE NECESSIDADE
TRANSFUSIONAL., , Negativo e dificuldades:
"DISPONIBILIDADE AMPLA E MENOS BUROCRATICA PARA
OBTENGAO., MESMO QUE PACIENTE APRESENTE TODOS
OS CRITERIOS CLINICOS PARA INDICACAO, HA UMA
CERTA ""RESISTENCIA"" EM SERVICOS ESTADUAIS DE
SAUDE PARA LIBERACAO DE TRATAMENTOS
CONSIDERADOS DE ALTO CUSTO., UM PACIENTE MEU
FICOU QUASE 3 ANOS AGUARDANDO A LIBERACAO DO
ECULIZUMABE., A DEMORA NA LIBERACAO DE UM
TRATAMENTO, TIROU O PACIENTE DO MERCADO DE
TRABALHO, EM PACIENTE JOVEM DE 35 ANOS.
NECESSIDADE DE ACOMPANHAMENTO AMBULATORIAL
MAIS FREQUENTE, COM CONSEQUENTE NECESSIDADE DE
MAIS EXAMES DE CONTROLE, E FREQUENTES
INTERNACOES EM HOSPITAL SECUDARIO PARA
TRANSFUSAOQ."

economicos:

42 - AVIA DE ACESSO 2-Nao
ALTERNATIVA E
POSSIBILIDADE DE
TRATAMENTO DOMICILIAR E
FUNDAMENTAL PARA O
PACIENTE., MINHA VIVENCIA
EM PACIENTES COM
DEFICIENCIA HEREDITARIA DE
FATOR ANTI-HEMOFILICO E
DOENCA DE GAUCHER, ME
PERMITIU ENTENDER QUE A
OFERTA DE TRATAMENTOS
PODE TRAZER BENEFICIOS
CLINICOS E REDUCAO DA
SOBRECARGA NOS SERVICOS
DE SAUDE, OS MEUS
PACIENTES HEMOFILICOS,
DEPOIS QUE FOI GARANTIDO
A DOSE ADEQUADA PARA
TRATAMENTO PROFILATICO,
REDUZIU O USO SOB
DEMANDA, REDUCAO
BRUSCA DE MAIS DE 90% NA
PROCURA PELO PRONTO
SOCORRO, E OS PACIENTES
MAIS JOVENS, COM BAIXO
ENVOLVIMENTO ARTICULAR,
COM MELHORA SENSIVEL NA
QUALIDADE DE VIDA.
ALGUNS HEMOFILICOS
ATUALMENTE FREQUENCIA
BAIXISSIMA DE LESAO DE
ORGAO ALVO. ASSIM
ACREDITO QUE A OFERTA EM
QUANTIDADE ADEQUADA
COM OPCOES MAIS AMPLAS
DE VIAS DE TRATAMENTO,
COM CERTEZA IRA
CONTRIBUIR PARA O
ADEQUADO TRATAMENTO
DOS PACIENTES, A DEMORA
NA APROVACAO DE NOVAS
TECNOLOGIAS VAI
AUMENTAR OS CUSTOS
INFELIZMENTE NAO
MENSURADOS NO SUS

Pessoa com a
condigdo de
saude

05/07/2026

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
Para poder ajudar nas necessidades dos
paciente facilitando sua vida afim de ter
facilitado para melhora em sua saude.

22 - Sim, Qual: Nas necessidades de problemas em minha 32 - Ndo
saude., Positivo e facilidades: Melhora em minha saude.,

Negativo e dificuldades: Sem.

42 - Ndo 52 - Ndo
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Contribuiu 12 Opinidao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Interessadoino 12- .Eu a.cho que de~ve ser incorporada .no SUS, 22-Nao 32 - Nao a - N3o a_ Nio
tema Apoio a incorporagdo para dar aos pacientes
com HPN uma alternativa vital quando o
05/07/2026 tratamento inicial falha, melhorando a
qualidade de vida, reduzindo a anemia e
garantindo o direito a saude.
Pessoa que 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32 - Nio a - N3o a_Nio
. . Por ser um medicamento debalto custo usado
convive ou cuida . .
3 por muitos pacientes.
de alguém com a
condicdo de
saude
05/07/2026
a. i a_Nj3 a_N3 - ~
eressads ne 12 .Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo N&o a . N3o a_ Nio
O dia deve oferecer todos os tratamentos
tema . .
existentes, no Brasil e fora dele..
05/07/2026
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32 - Sim, Qual: Eculizumabe, Positivo: Ndo a . N3o a_Nio

saude
05/07/2026

A Pegcetacoplan é um inibidor do
complemento C3, utilizado principalmente no
tratamento da Hemoglobindria Paroxistica
Noturna e, em alguns paises, também em
outras doengas mediadas pelo complemento., ,
As principais vantagens da pegcetacoplana na
PNH sdo:, , * Controle mais completo da
hemolise, pois bloqueia o complemento no
nivel do C3, reduzindo tanto a hemdlise
intravascular quanto a extravascular., * Maior
aumento da hemoglobina em muitos
pacientes, especialmente naqueles que
permanecem anémicos apesar do uso de
inibidores de C5., * Menor necessidade de
transfusGes, com uma parcela maior de
pacientes tornando-se independente de
transfusdo., * Melhora da fadiga e da
qualidade de vida, em consequéncia do melhor
controle da anemia., * Redugdo dos niveis de
bilirrubina e LDH, indicando melhor controle da
destruigdo das hemdcias., * Aplicagdo
subcutanea, geralmente duas vezes por
semana, permitindo administracdo domiciliar
apos treinamento.

gostei , Negativo: Medicagdo venosa de uso

frequente
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nido, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
E um medicamento de aplicagdo sub cutanea,
onde o paciente pode usar em casa. E isso evita
idas ao hospital, maior autonomia. Reduz faltas
ao trabalho. Controla melhor a hemolise intra e
extra vascular.

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

32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas:

efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, Qual: Eculizumabe / Solires, Positivo: 42
O eculizumabe foi o primeiro medicamento
para esta doenga, e teve seu papel importante
de salvar vidas., Negativo: O medicamento tem
duragdo de apenas duas semanas, tornando
necessdrias infusdes a cada 14 dias. Essa
frequéncia impacta diretamente a rotina dos
pacientes, com faltas ao trabalho,
deslocamentos constantes ao hospital, custos
financeiros e menos tempo para a convivéncia
com a familia. Além disso, ele ndo atua em
toda a cascata da doenga e, para muitos
pacientes, deixa de ser suficiente ao longo do
tempo, sendo necessdria a utilizagdo de outras
opgdes de tratamento.

- Ndo

52 Estudos
economicos:

Pessoa que
convive ou cuida
de alguém com a
condicdo de
saude

05/07/2026

2- Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
é um medicamento de aplicagdo sub cutanea,
onde o paciente pode usar em casa. E isso evita
idas ao hospital, maior autonomia. Reduz faltas
ao trabalho. Controla melhor a hemolise intra e
extra vascular.

2 - Sim, Qual: Eculizumabe/Solires, Positivo: O 42
eculizumabe foi o primeiro medicamento para
esta doenca, e teve seu papel importante de
salvar vidas., Negativo: O medicamento tem
duragdo de apenas duas semanas, tornando
necessdrias infusdes a cada 14 dias. Essa
frequéncia impacta diretamente a rotina dos
pacientes, com faltas ao trabalho,
deslocamentos constantes ao hospital, custos
financeiros e menos tempo para a convivéncia
com a familia. Além disso, ele ndo atua em
toda a cascata da doenga e, para muitos
pacientes, deixa de ser suficiente ao longo do
tempo, sendo necessdria a utilizagdo de outras
opgoes de tratamento.,

- Ndo

Pessoa que
convive ou cuida
de alguém com a
condigdo de
saude

05/07/2026

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
E um medicamento de aplicagdo sub cutanea,
onde o paciente pode, usar em casa. E isso
evita idas ao hospital, maior autonomia. Reduz,
faltas ao trabalho. Controla melhor a hemolise
intra e extra vascular.

32 - Sim, Qual: Eculizumabe / Solires, Positivo: a
O eculizumabe foi o primeiro medicamento
para esta doenga, e teve seu, papel importante
de salvar vidas., Negativo: O medicamento tem
duragdo de apenas duas semanas, tornando,
necessarias infusdes a cada 14 dias. Essa
frequéncia impacta, diretamente a rotina dos
pacientes, com faltas ao trabalho,,
deslocamentos constantes ao hospital, custos
financeiros e menos, tempo para a convivéncia
com a familia. Além disso, ele ndo atua em,
toda a cascata da doencga e, para muitos
pacientes, deixa de ser, suficiente ao longo do
tempo, sendo necessaria a utilizagdo de outras,
opgdes de tratamento.
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Contribuiu 12 Opinidao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Pessoa que %9 -Eu acho que deve ser i.ncorporada no SUS, 22-Nao 3a- Sir.n, Qual: EcylizurT\ab.e / SoIir?s, Positivo: 42 . N3o 2. N3o
convive ou cuida E um medicamento de aplicagdo sub cutanea, O eculizumabe foi o primeiro medicamento

B onde o paciente pode, usar em casa. E isso para esta doenga, e teve seu, papel importante
de al.guwem OMa  qyita idas ao hospital, maior autonomia. Reduz, de salvar vidas., Negativo: O medicamento tem
condicdo de faltas ao trabalho. Controla melhor a hemolise duracéo de apenas duas semanas, tornando,
saude intra e extra vascular. necessdrias infusdes a cada 14 dias. Essa

frequéncia impacta, diretamente a rotina dos
pacientes, com faltas ao trabalho,,
deslocamentos constantes ao hospital, custos
financeiros e menos, tempo para a convivéncia
com a familia. Além disso, ele ndo atua em,
toda a cascata da doenga e, para muitos
pacientes, deixa de ser, suficiente ao longo do
tempo, sendo necessdria a utilizagdo de outras,
opgdes de tratamento.

05/07/2026
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como:

Profissional de
saude

05/07/2026

12 Opinidao, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
Do ponto de vista econ6mico, andlises de
impacto orgamentario apresentadas indicam
potencial de economia ao SUS em longo prazo,
com menor custo anual por paciente quando
comparado aos inibidores de C5,
especialmente em casos de refratariedade ou
resposta subotima. A incorporagdo da
pegcetacoplana ampliaria o arsenal terapéutico
para pacientes com HPN, garantindo equidade
de acesso, redugdo de morbimortalidade e
alinhamento com as melhores evidéncias
internacionais para o manejo dessa doenca
rara.

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

22 - Nao

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

32 - Sim, Qual: Eculizumabe., Positivo: Melhora
da sobrevida e da qualidade de vida dos

usudrios., Negativo: Nenhuma

42 Evidéncias clinicas:

42 - A pegcetacoplana
(Empaveli®) representa um
avango significativo no
tratamento da
Hemoglobindria Paroxistica
Noturna (HPN), doenga rara,
grave e potencialmente fatal,
caracterizada por hemolise
intravascular e extravascular
mediada pelo complemento.
Diferentemente dos
inibidores de C5 (eculizumabe
e ravulizumabe) ja disponiveis
no SUS, a pegcetacoplana é
um inibidor proximal do
complemento (C3), atuando
mais upstream na cascata, o
que permite controlar de
forma mais eficaz tanto a
hemdlise intravascular quanto
a extravascular — principal
causa de anemia persistente e
dependéncia transfusional em
muitos pacientes., Estudos
clinicos pivotal (PEGASUS e
PRINCE) demonstraram
superioridade da
pegcetacoplana em relagdo
ao eculizumabe, com
aumento significativo dos
niveis de hemoglobina
(diferenga média de +3,84
g/dL), redugdo substancial da
necessidade de transfusGes
(até 85% dos pacientes livres
de transfusdo) e melhora na
qualidade de vida, fadiga e
parametros hematoldgicos.
Sua administragdo
subcutanea (duas vezes por
semana) oferece maior
conveniéncia ao paciente em
comparagao as infusdes
intravenosas mensais,
reduzindo a sobrecarga
assistencial e favorecendo a
adesdo.

52 Estudos
economicos:

52 - Cost-utility analysis &
paroxysmal nocturnal
hemoglobinuria | CEOR |
Dove Medical Press, L13:
# Cost-Utility Analysis
Comparing Pegcetacoplan
to Anti-C5 Monoclonal
Antibodies in the
Treatment of Paroxysmal
Nocturnal
Hemoglobinuria L15:
**Received** 31 October
2023 L17: **Accepted for
publication** 26 March
2024 L19: **Published**
11 April 2024 Volume
2024:16 Pages 225—232
... L41: Utility and
disutility values related to
transfusions were also
considered, with
pegcetacoplan allowing
for dose escalation. L42:
**Results:** The
cumulative cost of
treatment per individual
patient at 5 years was
estimated to be €
1,483,454 for
pegcetacoplan, €
1,585,763 for eculizumab,
and € 1,574,826 for
ravulizumab. L42:
Pegcetacoplan
demonstrated a superior
increase in quality-
adjusted life years
(QALYs) compared to
both eculizumab (0.51
increase) and ravulizumab
(0.27 increase). L42:
Furthermore,
pegcetacoplan showed a
reduction in complication
management costs (€
22,891 less compared to
eculizumab and € 22,611
less compared to
ravulizumab) and lower
transfusion-related
expenses (€ 14,147 less
than both C5i
treatments). L43:
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Contribuiu
como:

12 Opinidao, comentario:

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

32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas:

efeitos, facilidade, dificuldade:

52 Estudos
economicos:

**Conclusion:**
Pegcetacoplan emerged
as the dominant strategy
in this analysis, being
more effective, less
expensive and improves
quality of life in the
analyzed population
affected by PNH. L45:
**Keywords:** PNH,
pegcetacoplan,
eculizumab, ravulizumab,
IVH, EVH, cost-utility
analysis,
pharmacoeconomics ...
L101: As a result, the cost
for a complete blood test
resulted in € 91.29. L103:
As regards the cost of
AEs, each one of them
was estimated
considering SSN tariffs
(see Table S6 ). L105: ##
Results L107: As a result,
the 5-year total per-
patient discounted cost
resulted in € 1,483,454
for pegcetacoplan, €
1,585,763 for eculizumab,
and € 1,574,826 for
ravulizumab (see Table 1
)., , Dovepress,

Interessadolne 2 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2- Nédo 2.- Néao a - N3o 52 _ N3o
tema Deve ser incorporada para garantir dignidade e
sobrevivéncia aos portadores da doenga de
05/07/2026 todo o territério nacional
Pessoa que 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32 - Sim, Qual: Solires , Positivo: Antes meu 42 - N3o a_N3o

convive ou cuida
de alguém com a
condigdo de
saude

05/07/2026

E muito importante para que o paciente tenha
uma qualidade de vida melhor.

esposo tinha que fazer transfusdo, com o
solires, ndo precisa., Negativo: Nenhum
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Contribuiu 12 Opinidao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Pessoa que 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Sim, Qual: Pegcetaclopana, Eculizumabe e 32 - Sim, Qual: Eculizumabe e Ravulizumabe, a - N3o a_ Nio
convive ou cuida A pegcetacoplana é uma opgdo importante Ravulizumabe, Positivo e facilidades: Na minha Positivo: O maior impacto foi a queda da
, para pessoas com HPN que, mesmo usando experiéncia, o principal aspecto positivo é ampliar as mortalidade e internagGes dos pacientes.,
de al.guwem OM a inibidores de C5, continuam apresentando opgoes de tratamento para pessoas que ainda Negativo: Vejo como ponto negativo a
condicdo de atividade da doenga, como anemia, fadiga e apresentam atividade da doenga. Também vejo como dificuldade de acesso aos tratamentos, por isso
salde necessidade de transfusdes., , Além de ajudar  beneficio a possibilidade de o tratamento ser feito em a necessidade de novas incorporagdes.
05/07/2026 no controle da hemdlise, o tratamento pode casa, reduzindo deslocamentos, trazendo mais
ser feito em casa, por via subcutanea, trazendo autonomia, melhorando a qualidade de vida dos
mais autonomia e reduzindo a necessidade de  pacientes e diminuindo o impacto financeiro para as
deslocamentos aos servigos de satide. Outro familias., Negativo e dificuldades: Na minha experiéncia e
diferencial é a possibilidade de ajuste da dose  opinido, ndo vejo pontos negativos. O mais importante é
em situagdes especificas, permitindo um que os pacientes tenham acesso a mais opgdes de
tratamento mais individualizado., , Como cada  tratamento, porque nenhum medicamento funciona da
paciente com HPN é diferente, é importante mesma forma para todo mundo.
que o SUS oferega mais opgdes de tratamento.
Por isso, apoiamos a incorporagdo da
pegcetacoplana, para que mais pacientes
tenham acesso ao tratamento mais adequado
as suas necessidades.
Pessoa que 12- Ey acho que deve ser inc'orporada noSUS, 22-Nido 3.9 - Sim, Qual: Eculi?umab, P’ositivo: Minha ' ERNET a_Nio
. . Considero que todos os medicamentos que filha faz uso do eculizumab hd um pouco mais
convive ou cuida ) ) ) ) .
, possam garantir melhor qualidade de vida aos de um ano,. Vinha de constantes transfusdes
de alguém com a pacientes, devem ser incorporados ao SUS, de sangue, e com o tempo isso se estabilizou,
condigdo de garantindo acesso principalmente para aqueles Negativo: Minha filha , apesar de fazer uso do
saude pacientes que ndo tem convénio médico, nem eculizumab a cada 15 dias, continua fazendo
05/07/2026 condi¢des financeiras para fazer uso hemolise
Pessoa que 8 - Eu ’acl.w gue deve ser incorporada n.o SUS, 22-Nao 32 - Ndo a - N3o a_N3o
. . Saude é direito de todos. Temos que cuidar de
convive ou cuida ) ) )
, quem precisa. Por isso pagamos nosso imposto.
de alguém com a
condigao de
saude
05/07/2026
Gestores do SUS a- I?u acho que deve ser incorporaida no SUS, 2.-Sim, Qu.al: Pacierft.es que n.e.cessitam desta mgdigﬁo 2-Néao a - N3o 52 N3o
Precisa ser pelo SUS por que os pacientes para sobreviver., Positivo e facilidades: Uma condi¢do de
05/07/2026 necessitam desta medicdo e ela tem um custo  vida com mais tranquilidade., Negativo e dificuldades:
muito alto. Sem a medicacgdo os pacientes podem vim a dbito.
PSR @6 & 2- Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2. Nio 2 - Sim, Qual: Eculizumabe , Positivo: Melhora a - N3o 52 _ N3o

condigdo de
saude

05/07/2026

Os pacientes devem ter opgdes de tratamento
porque a doenga é imprevisivel, novas
tecnologias podem ajudar os pacientes e tbm
desafogar o SUS

clinica e controle da evolugdo da doenga ,
Negativo: Ter que deslocar e perder dia de
servigo a cada 14 dias para fazer infusdo da
medicagdo
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Contribuiu
como:

Pessoa que
convive ou cuida
de alguém com a
condigdo de
saude

06/07/2026

12 Opinidao, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo
Importante ter mais tecnologias disponiveis e

acessiveis para um tratamento de acao mais

prolongada.

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

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

32 - Sim, Qual: Eculizumabe, Positivo:
Estabilizacao dos parametros sanguineos,
queda do rompimento das hemacias e melhora
na qualidade de vida, Negativo: Ndo observado

42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

Pessoa com a
condigdo de
saude

06/07/2026

2- Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2- Ndo
Sou paciente com HPN, tenho 23 anos e apoio
a incorporagdo do ravulizumabe, crovalimabe,
pegcetacoplana e iptacopana ao SUS. Mesmo
em tratamento com eculizumabe, continuo
apresentando fadiga, dores de cabeca e outros
sintomas que afetam significativamente minha
qualidade de vida. Além disso, a necessidade
de infusdes frequentes, somada aos exames e
consultas constantes, traz um grande impacto
para minha rotina. Ter acesso a novas opgdes
terapéuticas significa a possibilidade de um
tratamento mais adequado as necessidades de
cada paciente, com melhor controle da doenga
e maior qualidade de vida. Para quem convive
diariamente com a HPN, essa incorporagao
representa um avango essencial e pode
transformar a vida de muitos pacientes.

2.~ Sim, Qual: Eculizumabe (Soliris) , Positivo:
Controle da hemdlise e risco trombético,
Negativo: Sem melhoras nos sintomas.
Continuo com fadiga extrema, anemia severa e
qualidade de vida bastante prejudicada.

economicos:
- Nao 2.-Nao
- Nao 52 - Nao
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Contribuiu
como:

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

32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas:

efeitos, facilidade, dificuldade:

52 Estudos
economicos:

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,

Organizagao da )
Ele é

Sociedade Civil
06/07/2026

22 - Sim, Qual: Pegcetacoplana, Positivo e facilidades: O
pegcetacoplana representa uma alternativa terapéutica
importante para pessoas com Hemoglobinuria Paroxistica
Noturna (HPN) que continuam apresentando sinais de
atividade da doenga, especialmente hemdlise
extravascular, mesmo apds o tratamento com inibidores
de C5.,, Sabemos que muitos pacientes obtém excelentes
resultados com os inibidores de C5. No entanto, uma
parcela deles continua apresentando anemia, fadiga,
necessidade de transfusdes, risco aumentado de
trombose e outros impactos decorrentes da persisténcia
da hemodlise. Por isso, é fundamental que o SUS disponha
de opgdes terapéuticas capazes de atender também essas
situagdes especificas, realizando um duplo controle tanto
da hemdlise, intra como extra vascular. , , Além de seu
mecanismo de agdo proximal na cascata do
complemento, a pegcetacoplana possui caracteristicas
que podem trazer beneficios importantes para
determinados pacientes. O tratamento é realizado por
infusdo subcutanea domiciliar, normalmente duas vezes
por semana, permitindo maior autonomia e reduzindo a
necessidade de deslocamentos frequentes aos servicos de
saude., , Outro aspecto relevante é que o pegcetacoplana
é atualmente o Unico inibidor proximal do complemento
que permite, em situag¢des especificas e quando
clinicamente indicado, a modulagdo da dose. Essa
flexibilidade terapéutica representa um diferencial
importante para pacientes com necessidades particulares
de controle da doenga, permitindo uma abordagem mais
individualizada e alinhada as caracteristicas de cada caso.,
, E importante lembrar que a HPN é uma doenga rara e
complexa, e que cada paciente apresenta caracteristicas
clinicas proprias. Nem todos respondem da mesma forma
a um Unico tratamento. Por isso, ampliar as opgdes
terapéuticas disponiveis no SUS significa ampliar a
possibilidade de que cada pessoa receba o tratamento
mais adequado para a sua condigdo. Isso representa o
verdadeiro principio da equidade e investimento em
salide,, Negativo e dificuldades: A HPN é uma doenga
extremamente heterogenia, ou seja, afeta os individuos
de diferentes formas. Com a indicagdo médica correta, de
acordo com as especificidades do paciente, e
singularidades da doencga, acredito que ndo tenha
aspectos negativos a ser considerado.

32 - Sim, Qual: Eculizumabe, Ravulizumabe,
Crovalimabe e Iptacopana. , Positivo: Ao
analisar os pacientes que fazem uso destas
tecnologias, o que podemos concluir é que: ndo
existe um Unico tratamento mais adequado a
todos os pacientes. Cada paciente deve ser
tratado individualmente, de acordo com suas
especificidades e especificidades da doenga.
Quando o paciente tem acesso ao tratamento
mais adequado a sua situagdo especifica, o que
observamos é uma evolugdo impar em seu
tratamento e restabelecimento de sua saude e
qualidade de vida, impactando ainda na
redugdo dos custos com internagdes,
intercorréncias, perdas de emprego seja do
paciente ou de um cuidador, ou ainda de
ambos, representando o correto investimento
em saude. , Negativo: Como disse
anteriormente, cada paciente é Unico e deve
ser tratado em razdo de sua singularidade. No
entanto, um aspecto constantemente relatado
por inimeros pacientes refere-se ao
Eculizumabe ( primeiro tratamento
disponibilizado para a HPN). A necessidade de
realizagdo de infusdes a cada 14 dias, o tempo
de duragdo no organismo, que muitas vezes,
para alguns pacientes acaba antes da proxima
infusdo e repercute em sintomas da doenga. O
deslocamento a centro de infusdo, que em
muitos casos fica extremamente distante, as
vezes centenas de quildbmetros, acarretando
perda de um dia ou dois a cada infusdo,
representando até 4 dias no més, até 48 dias
no ano, o que impacta negativamente na
manutencgdo do trabalho, do estudo e na vida
familiar.

Pagina 55 de 97



Contribuiu 12 Opinidao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

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

Empresa 12 - Ndo acho que deve ser incorporada no 2- Ndo 2.- Nao 42 - Vide Anexo. 52 _ Vide Anexo.
SUS, A manutengdo do eculizumabe como

06/07/2026 primeira linha de tratamento da

Hemoglobinuria Paroxistica Noturna (HPN) é
recomendada. O medicamento deve
permanecer como padrdo terapéutico
conforme o PCDT vigente, especialmente
considerando o acesso ampliado com a
expiracdo das patentes do eculizumabe e a
consequente economia, em contraste com
alternativas ainda sob protegdo patentaria e,
portanto, sem biossimilares, como o
pegcetacoplana. , Reconhece-se que a
pegcetacoplana pode agregar valor para
subgrupos especificos de pacientes,
entretanto, esse racional ndo justifica a
substituicdo ampla da estratégia baseada em
eculizumabe nem a troca automatica de
pacientes estaveis. Embora a via subcutdnea e
a autoadministragdo sejam atributos
relevantes, esses aspectos ndo devem ser
confundidos com superioridade clinica. A
incorporagdo condicional do mesmo, caso seja
considerada apds a consulta publica, deve ser
restrita a pacientes com refratariedade
documentada ao eculizumabe, com critérios
definidos: diagndstico por citometria de fluxo,
tratamento prévio com inibidor do
complemento, documentagdo de anemia
persistente ou hemdlise extravascular, e
condicionada a reavaliagdo periddica de
resposta, seguranga, transfusdes, adesao e
impacto orgamentario., Recomenda-se a
revisdo da analise econdmica considerando a
redugdo iminente do preco de comercializagdo
de eculizumabe, conforme foi realizado para os
demais medicamentos em avaliagdo para HPN.
Acredita-se que a incorporagdo de novas
tecnologias no SUS deve ser pautada por
evidéncias robustas, considerando a integragdo
das diversas secretarias do Ministério da Saude
e a sustentabilidade do Complexo Industrial da
Saude. No cenario atual, com a entrada de
biossimilares do eculizumabe e a
implementagdo da PDP do eculizumabe em um
futuro préximo, entende-se que a evidéncia
preliminar apresentada sobre a
pegcetacoplana ainda ndo permite uma
conclusdo definitiva quanto ao seu custo-
beneficio frente as demais opgdes ja
incorporadas.
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12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
Os pacientes com HPN necessitam de terapia
alvo para os seus tratamentos pois padecem
muito para inicid-los dentro do tempo habil.,
Atualmente, temos apenas o Eculizumabe
(inibidor terminal C5) disponivel no SUS para o
tratamento desses pactes. Porém, o
Eculizumabe ja ndo estd mais atendendo as
necessidades desses pacientes, devido
apresentaram um quadro de hemdlise
extravascular que o Ecu ndo atua., O
Eculizumabe é um anticorpo monoclonal
humanizado que atua a nivel terminal do
sistema complemento e controla a hemdlise
intravascular e, muitos pacientes apresentam a
hemolise extravascular ndo tendo atuagdo do
Eculizumabe. Assim sendo, muitos pacientes
tratados com Eculizumabe aind apresentam
hemdlise extravascular, anemia residual,
necessidade e/ou independéncia transfusional
e um ma qualidade de vida com limitagdes
diarias de suas atividades. , Para esses
pacientes ndo responsivos, ha uma opgao -
PEGCETACOPLANA - que é um penta-deca
peptideo peguilado que atua no complemento
proximal (a nivel de C3) e faz o bloqueio das
hemdlises intra e extravascular, melhorando o
nivel de hemoglobina (com média ajustado de
ganho de 3,84g/dl), parametros
hematoldgicos, independéncia transfusional e
melhora da qualidade de vida dos pacientes.,

22 - Sim, Qual: Eculizumabe, Positivo e facilidades: O
Eculizumabe é uma excelente opgdo para o tratamento
dos pacientes com HPN e que necessitam do controle da
hemolise intravascular, porém, com os estudos atuais e a
pratica clinica, ja vemos que existem necessidades ndo
atendidas por essa classe de medicamento., Para suprir
essa necessidade e tratar bem esses pactes que ainda
mantém anemia residual, necessidade e/ou dependéncia
transfusional e queixa de piora da qualidade de vida,
temos a opgdo do PEGCETACOPLANA que é uma
medicagdo que atua no complemento proximal (C3) e
mostrou-se muito efetivo no controle das hemdlises intra
e extravascular, com ganho e melhora dos niveis de
hemoglobina (+3,84g/dl na média ajustada vs.
Eculizumabe), redugdo e independéncia transfusional
(85% Peg vs. 15% Ecu) e melhora na qualidade de vida dos
pacientes medida pelo Facit-Fatigue., Mediante a esse
cenario atual, se faz necessério termos uma nova opgdo
para o tratamento desses pacientes com essas
necessidades ndo atendidas., , Negativo e dificuldades:
Como aspectos negativos sdo os tempos de deslocamento
que esses pactes percorrem para chegar ao centro de
infusdo e/ou hospital para receber a infusdo da
medicagdo., Além disso, muitos pactes tem comorbidades
e limitages fisicas e/ou familiares que dificultam a
locomogdo para receber a medicagdo., Outro ponto, sdo
os pacientes de dificil acesso venoso para receber a
medicagdo a cada 14 dias que devem ser puncionados.,
Mediante a esse cenario atual, a Pegcetacoplana é uma
medicagdo subcutanea e com comodidade posoldgica que
pode ser administrada em domicilio, eliminando
deslocamentos desses pacientes e dificuldades de acesso
vVenoso.,

32 - Sim, Qual: Eculizumabe, Positivo: Excelente
medicagdo que mudou a histdria natural da
doencga e que no inicio trouxe qualidade de vida
aos pacientes, porém, uma parcela desses
pactes (25-30%) ja ndo estdo respondendo
mais a essa terapia., Negativo: Deslocamentos
e dificuldade de acesso venoso para esses
pactes a cada 14 dias., Outro aspecto negativo,
clinicamente, é a necessidade nao atendida
devido a anemia, necessidade e/ou
dependéncia transfusional e a ma qualidade de
vida desses pacientes. Muitos ainda continuam
sem conseguir realizar atividades basicas
didrias devido ao quadro da HPN., Outro ponto
é ocupar leito/cadeira para esses pactes que
realizam a infusdo por até 40 min. Com a
medicagdo subcutdnea teremos mais leitos
disponiveis para outros pactes que também
necessita de tratamento endovenoso, como
por exemplo, quimioterapicos.

42 - O estudo Pegasus foi um
estudo de fase 3,
randomizado, controlado por
comparador ativo que

comparou o Eculizumabe com
a Pegcetacoplana onde foram

randomizados 1:1 para Ecu e
Peg (Peg n=41 e Ecu n=39).,

Nesse estudo (Head to Head),
monstrou-se SUPERIORIDADE

para a Pegcetacoplana., O
estudo atingiu o seu
endopoint primario
rapidamente na 16a semana
com ganho nos niveis de

hemoglobina e significamente

estatistico: Pegcetacoplana
(+2,37 g/dI) e Eculizumabe (-
1,47 g/dl) com média
ajustada entre os grupos de
+3,84 g/dL para a
pegcetacoplana (p<0,0001).,
QOutro ganho foi com relagdo

a independéncia transfusional

desses pactes, sendo: Peg
(85%) vs. Ecu (15%).,

Referente ao reticuldcitos:
Peg -136 x10?/L e Ecu +28

x10?/L., Sobre a fadiga desses

pactes Peg teve uma melhora
com ganho de +9,2 pontos e
Ecu com -2,7 pontos., A
Pegectacoplana se mostrou
uma medicagdo eficiente e
segura e com controle das
hemdlises intra e
extravascular, controle da
doenga e proporcionou uma
melhor qualidade de vida aos
pacientes.,

52 - Pegcetacoplana se
mostra mais
farmacoeconémico para a
segunda linha do que
Ecu., Impacto
Orgamentdrio para o SUS
terd uma economia de
aproximadamente 158
milhGes com Peg, com
uma economia no
primeiro ano de
aproximadamente 45
milhGes e em cinco anos
de aproximadamente 107
milh&es., Valor de Peg por
frasco: R$ 10.108,81,
Valor de Ecu por frasco:
RS 14.924,78, Nesse
cenario e devido a
economia para o SUS e
como é uma terapia-alvo,
se evidencia a
necessidade de termos a
Pegcetacoplana
disponivel no SUS para os
pactes que estdo em falha
de Eculizumabe.
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12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
Sou paciente com HPN e sei, na pratica, o
impacto que essa doenga tem na nossa vida.
Por isso, apoio a disponibilizagdo de novas
opgdes de tratamento. Quanto mais
alternativas terapéuticas tivermos, maior sera
a possibilidade de melhorar a qualidade de vida
dos pacientes, reduzir complicagbes e permitir
que cada pessoa receba o tratamento mais
adequado para o seu caso. Espero que esse
medicamento possa beneficiar muitos
pacientes com HPN.

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

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

32 - Sim, Qual: Sou paciente com HPN e
gostaria de compartilhar minha experiéncia.
Antes de iniciar o tratamento com Eculizumabe
(Soliris), meus exames apresentavam
alteragbes importantes e eu convivia com
muito cansago, inseguranga e preocupagao
constante com as complicagGes da doenga., ,
Desde que comecei o tratamento com
Eculizumabe (Soliris), com infusGes a cada 15
dias, minha vida mudou completamente. Meus
exames melhoraram significativamente, a
doenga passou a ficar controlada e hoje consigo
levar uma vida praticamente normal. Posso
trabalhar, conviver com minha familia e
planejar o futuro com muito mais
tranquilidade., , O tratamento trouxe uma
melhora enorme na minha qualidade de vida e
me devolveu a capacidade de realizar
atividades que antes eram muito limitadas pela
HPN. Por isso, acredito que é fundamental que
0s pacientes tenham acesso as melhores
opgoes terapéuticas disponiveis. Para quem
convive com uma doenga rara como a HPN, um
tratamento eficaz ndo representa apenas a
melhora dos exames, mas a possibilidade de
viver com dignidade, seguranga e esperanga., ,
Espero que cada vez mais pacientes possam ter
acesso a tratamentos que transformem suas
vidas, assim como aconteceu comigo., Positivo:
O Eculizumabe (Soliris) trouxe apenas
beneficios para a minha vida. Desde o inicio do
tratamento, meus exames melhoraram, a
doenga ficou controlada e hoje consigo ter uma
vida praticamente normal., Negativo: A Unica
dificuldade é a forma de acesso ao tratamento.
Moro em Alfenas, no sul de Minas Gerais, e
preciso realizar as infusdes no hospital de
referéncia em Juiz de Fora. A cada 15 dias,
preciso fazer uma viagem que totaliza cerca de
15 horas entre ida e volta, o que gera desgaste
fisico, perda de tempo e impacto na rotina de
trabalho e familiar.

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:
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Profissional de : orad 2., Pos 3a- .Sim, Qual: Eculizumabe, Positivo: O 42 - N3o a_ Nio

satde SUS, Como enfermeira com experiéncia no pegcetacoplana, por atuar na inibigdo do complemento eculizumabe representou um avango
acompanhamento de pacientes com em nivel de C3, representa uma alternativa terapéutica importante no tratamento da hemoglobinuria

06/07/2026 hemoglobinuria paroxistica noturna (HPN), para pacientes com resposta inadequada aos inibidores paroxistica noturna (HPN), proporcionando
observo que, embora os inibidores de C5 de C5, oferecendo um mecanismo de agdo capaz de maior controle da hemdlise intravascular,
tenham representado um importante avango controlar tanto a hemdlise intravascular quanto a reduc¢do da necessidade de transfusdes,
terapéutico, parte dos pacientes permanece hemolise extravascular., , Negativo e dificuldades: O diminuigdo do risco de eventos trombéticos e
com anemia persistente, necessidade de Acesso a esta tecnologia. melhora significativa da sobrevida e da
transfusGes, fadiga e impacto significativo na qualidade de vida de muitos pacientes. Na
qualidade de vida, caracterizando uma prética assistencial, é possivel observar que
necessidade clinica ainda ndo plenamente esse tratamento mudou a histéria natural da
atendida., , A pegcetacoplana, por atuar na doenga e trouxe mais seguranga e estabilidade
inibicdo do complemento em nivel de C3, clinica para grande parte das pessoas que
representa uma alternativa terapéutica para convivem com HPN., Negativo: Embora o
pacientes com resposta inadequada aos eculizumabe tenha transformado o tratamento
inibidores de C5, oferecendo um mecanismo da HPN e beneficie muitos pacientes, observa-
de agdo capaz de controlar tanto a hemdlise se que nem todos alcangam controle completo
intravascular quanto a hemdlise extravascular., da doenga. Na pratica assistencial, alguns
, Os resultados do estudo PEGASUS continuam apresentando anemia, fadiga
demonstraram superioridade do inibidor de C3 persistente, necessidade de transfusdes e
em relagdo ao Inibidor de C5 na melhora dos impacto importante na qualidade de vida, em
niveis de hemoglobina, reducédo da decorréncia da hemdlise extravascular, que ndo
necessidade de transfusdes e melhora da é totalmente controlada pelo medicamento.
fadiga em pacientes previamente tratados com Além disso, o tratamento requer infusdes
inibidores de C5 e que apresentavam anemia intravenosas periddicas, o que pode
persistente. Esses desfechos refletem representar um desafio para pacientes que
beneficios clinicos relevantes e potencial dependem de deslocamentos frequentes até os
impacto positivo na qualidade de vida dos servigos de saude e interfere em sua rotina
pacientes., , Considerando minha experiéncia pessoal, familiar e profissional.
profissional, entendo que ampliar o acesso a
opgdes terapéuticas com mecanismos de agdo
distintos é fundamental para atender as
necessidades individuais dos pacientes com
HPN e promover um cuidado mais efetivo e
centrado no paciente.

Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2 - Nao 2.-Nao 42 - N3o 52_ N3o

. Medicamento de extrema importancia para

saude ) .
salvar vidas de pacientes com HPN

06/07/2026

Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32 - Sim, Qual: Soliris, Positivo: Controle de 42 - N3o 52 _ 0 impacto econdmico

saude

06/07/2026

Medicamento com posologia de facil ades3o,
boa resposta de tratamento.

doenga, melhor qualidade de vida , Negativo:
Posologia

na vida do paciente com a
posologia que ndo é
intravenosa e hospitalar
ou oral com didria por
vezes até mais de uma
vez ao dia evita
afastamentos do trabalho
e evita esquecimento de
dose.
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12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
Estamos limitado a um tipo de tratamento, o
eculizumabe, que ndo permite aumento de
dose, nem doses de resgate em caso de
hemolise de escape, nem ainda temos doses
em estoque estratégico para aumento
imediato de dose em caso de gestantes. O CRIE
ndo fornece vacinagdo para meningite B, o que
faz com que o médico ofereca ao paciente
contato com os programas de suporte da

industria, quando deveria ser oferecido no SUS.

Em relagdo ao uso de pegcetacocplan ja esta
previsto nos protocolos internacionais (canada
, alemdo,Reino Unido) a indicagdo em caso de
permanéncia de anemia apds 3 meses de
tratamento com inibidores de C5. E nesses
lugares os estudos de farmaco economia
viabilizaram a incorporagdo dessa opgao de
tratamento.

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

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

32-Sim, Qual: eculizumabe, que atualmente
demora cerca de 3 meses até o primeiro
tratamento, enquanto que devido ao risco de
vida, deveria ser tratado do mesmo modo que
a imunoglubulina fornecida pelo Ministério da
Salde, com estoque estratégico em alguns
centros para inicio imediato, e também deveria
ser permitido o aumento de dose conforme
previsto em bula, que deveria ser feito
também com o estoque estratégico, tanto nos
casos de hemolise de escape por evento
infeccioso, ou em caso de gestagdo por
exemplo. Deveria ser oferecido também a
vacinagdo para meningite B pelo SUS. Alguns
pacientes ainda sdo transfusdo dependentes e
isso demonstra a necessidade de mudanga de
estratégia de tratamento., uma vez que o custo
das transfusdes, e o risco de formagdo de alo
anticorpos o que dificulta o encontro de
concentrado de hemdcias compativeis, ndo é
contabilizado nos célculos de
farmacoeconomia. E nesses casos de
dependéncia transfusional é também frequente
a necessidade de uso de quelantes orais de
ferro que também deveriam entrar com custo
adicional do tratamento., Positivo: o
pegcetalopan é utilizado nos fluxogramas de
tratamento dos grupos alemao, no Reino
Unido e do canadé de forma organizada em
eventos de hemolise extravascular, e em
pacientes que ainda sdo dependentes de
transfusdo, utilizando critérios com o valor de
hemoglobina, LDH e a contagem de
reticuldcitos, oferecendo assim o melhor
tratamento para cada paciente reduzindo o
risco de eventos trombdticos e necessidade
transfusional, melhorando a qualidade de vida
do paciente., Negativo: O treinamento para uso
domiciiliar, assim como os insumos e a bomba
de infusdo deveria ser feita pelo SUS, sem
interface com a industria farmacéutica. Ndo
deveria ser necessdrio a inclusdo em programa
de suporte ao paciente da industria uma vez
que o SUS deveria ser capaz de fornecer todas
as orientag@es e informagdo ao paciente nos
centros de referéncia. Assim como também o
SUS deveria oferece todas as vacinas incluindo
a vacinagdo da meningite B. Nos casos de
hemdlise de escape por infecgdes que necessite
internagdo deve estar disponivel uma dose de
ataque de eculizumabe em risco de infecgdes
graves.,

42 Evidéncias clinicas:

42 - De acordo com o grupo
alem3o, Onkopedia, um terco
dos pacientes em tratamento
com inibidores de C% ainda
apresentam eventos
importantes de hemolise
extravascular que
determinam anemia com
necessidade transfusional
persistente, reticulocitose, e
aumento da fadiga com
reducdo da qualidade de
vida., que é a mesma
recomendagdo do grupo
canadense. No guideline do
grupo NICE, grupo ingles, é
recomendado a troca para
pegcetcoplan apds 3 meses
de tratamento com
eculizumabe e com
manutengdo de anemia
sintomatica com necessidade
de transfusional.

52 Estudos
economicos:

52 - o grupo de Reino
Unido (NICE) realizou o
impacto orgamentario
incluindo o precgo das
transfusGes de
concentrado de hemacias,
das internagdes por
complicagdes
trombdticas,. E deve ser
considerado que o
paciente que ainda tem
necessidade transfusional
apresenta cansaco
associado ao controle
inadequado da doenga.
Deve ser colocado
também no custo
operacional a ocupagdo
das cadeiras nas salas de
infusdo, do deslocamento
do paciente até o centro
de infusdo e da
dificuldade do paciente
em se reintegrar na
sociedade uma vez que
no modelo atual sdo
realizadas 2 a 3 infusdes
mensais, que geram
absenteismo. Muitos
pacientes que ainda sdo
transfusdo dependentes
devem fazer uso ainda de
quelantes orais de ferro
que oneram também o
SUS.
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Pessoa com a 19.- Eu ac.ho.que deve ser incorporada.no SUS, 22-Nao 32 - Sim, Qual: Com o r.n.edicamfento eculizumab 42 _ N30 a_ Nio
L. Vai contribuir para uma saude de qualidade mas sem sucesso , Positivo: Muito boa,até ndao
condigdo de o ; o .
; para portadores de HPN como eu sou umas surti mais efeito positivo , Negativo: O
satde dela. medicamento que utilizo (eculizumab) nado faz
06/07/2026 o bloqueio cem por cento
Praffecitensl 2 2 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2 - Sim, Qual: Pegcetacoplana no tratamento da 2 - Sim, Qual: Ja participei de treinamentos da 42 _ N30 52 _ N3o
satde O produto Pegcetacoplana, é uma alternativa ~ Hemoglobinuria Paroxistica Noturna , Positivo e introducao das canetas pre-enchidas , ou os
terapeutica destinada aos nao respondedores  facilidades: a minha contribuicao esta relacionada ao uso  mais conhecidos auto aplicadores. No inicio
06/07/2026 ao inibidor C5. Possui comodidade posologica, do device utilizado na aplicacao, que é de facil acesso e tivemos muita curiosidade e tambem muito
proporcionando ao paciente liberdade para uso, Negativo e dificuldades: No momento nao vejo receio de que o paciente saberia utilizar
seus afazeres diarios. Alem disso proporciona aspectos negativos, sozinho o recurso,, e depois vimos que esse
tambem maior adesao , pois uma vez treinado tipo de administracao so facilitou a vida do
o paciente nao tem necessidade de se deslocar paciiente usuario. Hoje a caneta autoaplicadora
como na infusao intravenosa. O recurso é recurso fundamental para algumas
disponibilizado junto com o medicamento tecnologias de uso continuo., Positivo: A
favorece a adesao e o uso do produto. independencia e o controle da doenca , maior
adesao na minha opiniao, Negativo: o
desconhecimento inicial que pode ter causado
a nao adesao.
Pessoa que 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2-Ndo 32- Nao 42 - N3o 52_ N3o

convive ou cuida
de alguém com a
condigdo de
saude

06/07/2026

Acredito ser fundamental para o tratamento
das doengas
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12 Opinidao, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
"A HPN é uma doenga hematoldgica cronica,
rara, adquirida, que se apresenta com anemia,
hemodlise e risco de trombose e consequéncias
fatais, além de associagdo com outras doengas
hematoldgicas, como AA e SMD. E doenca
extremamente grave e potencialmente fatal
(mortalidade de cerca de 50% em 10 anos,
mesmo com tratamento de suporte). O
tratamento atualmente disponivel é a inibigdo
do complemento terminal ao nivel de C5
(Eculizumabe), que é capaz de controlar a
hemolise intravascular. Porém, grande parte
dos pacientes permanecem com hemolise
extravascular através do depdsito de C3 nas
hemacias. Cerca de 70% dos pacientes em uso
de Eculizumabe permanecem com anemia e
até 36% com necessidade transfusional. Essas
sdo as chamadas ""necessidades ndo atendidas
pela inibicdo de C5"". O Pegcetacoplan, pela
sua capacidade de se ligar a proteina C3
proximal do complemento, é capaz de
controlar tanto a hemdlise intra, quanto a
hemodlise extravascular, atendendo a essas
necessidades. O estudo Pegasus demonstrou
superioridade do Pegcetacoplan quando
comparado ao Eculizumabe e a inibi¢do do C5.,
O pegcetacoplan foi superior ao Eculizumabe
com relagdo a alteragdo no nivel de
hemoglobina desde a visita basal até a semana
16, com uma diferenga média ajustada
(minimos quadrados) de 3,84 g por decilitro
(P<0,001). No total, 35 pacientes (85%)
recebendo pegcetacoplan em comparagdo a 6
pacientes (15%) recebendo eculizumabe ndo
precisaram mais de transfusdes. As pontuagdes
da Avaliagdo Funcional da Terapia para Doenca
Cronica-Fadiga melhoraram em relagdo a visita
basal no grupo de Pegcetacoplan., O perfil de
seguranca do Pegcetacoplan também se
mostrou muito positivo. Estes dados suportam
a proposta de incorporagdo Pegcetacoplana
para o tratamento de pacientes adultos com
HPN previamente tratados com inibidores do
complemento e que persistem anémicos e
sintomaticos. , Hillmen P at all, The New
England Journal Medicine 2021. Pegcetacoplan
X Eculizumabe in Paroxysmal Nocturnal
Hemoglobinuria., "

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

dificuldade, outros efeitos:

22 - Sim, Qual: Pegcetacoplan, Positivo e facilidades:
Pegcetacoplan com melhores resultados (menos anemia,
menos hemdlise, menos fadiga, menos transfusdes de
sangue), Conveniéncia administrativa (via subcutanea x
Eculizumabe via venosa). , Negativo e dificuldades:
Reagdes infusionais locais leves

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

32 - Sim, Qual: Eculizumabe , Positivo: Melhora
da hemdlise intravascular. , Negativo:
Persisténcia de anemia, dependéncia
transfucional e hemdlise extra vascular, por
depdsito de C3.

52 Estudos
economicos:

42 Evidéncias clinicas:

42 - O estudo Pegasus 52 - Ndo
demonstrou superioridade do
Pegcetacoplan quando
comparado ao Eculizumabe e
ainibicdo do C5., O
pegcetacoplan foi superior ao
Eculizumabe com relagdo a
alteracdo no nivel de
hemoglobina desde a visita
basal até a semana 16, com
uma diferenca média
ajustada (minimos
quadrados) de 3,84 g por
decilitro (P<0,001). No total,
35 pacientes (85%) recebendo
pegcetacoplan em
comparagdo a 6 pacientes
(15%) recebendo eculizumabe
ndo precisaram mais de
transfusGes. As pontuagdes
da Avaliagdo Funcional da
Terapia para Doenga Cronica-
Fadiga melhoraram em
relagdo a visita basal no grupo
de Pegcetacoplan., O perfil de
seguranca do Pegcetacoplan
também se mostrou muito
positivo. Estes dados
suportam a proposta de
incorporagdo Pegcetacoplana
para o tratamento de
pacientes adultos com HPN
previamente tratados com
inibidores do complemento e
que persistem anémicos e
sintomaticos. , Hillmen P at
all, The New England Journal
Medicine 2021.
Pegcetacoplan X Eculizumabe
in Paroxysmal Nocturnal
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Empresa 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32 - Nao 42 - Estudo Pegasus, Estudo 52 N3o
. "Sou consultor técnico da Pint Pharma i
fabrican , ¢ Risitano 2019,
ab Cf t,e da empresa responsavel pelo Pegcetacoplana no
tecn.o ogla Brasil e outros paises. , Lido com inimeros
avaliada especialistas médicos, hematologistas que
06/07/2026 cuidam de pacientes com HPN. Estes, possuem
uma necessidade ndo atendida quando ocorre
a ""falha"" do Eculizumabe ou inibidor de C5..
No EHA a atualizagdo sobre esse fato é uma
conclusdo que a hemdlise extravascular é um
evento adverso da inibi¢do do C5. E essa
hemolise extravascular, expde novamente o
paciente aos sintomas da HPN mesmo em uso
de inibidor de C5., Pprisso a necessidade da
uma inibicdo para esse tipo de hemdlise, uma
inibicdo proximal, de C3., O Pegcetacoplana se
mostrou eficaz e seguro nessa inibi¢gdo com
base nos dados do estudo Pegasus que o
compara com o Eculizumabe e outros
inibidores de C5., A adesdo do paciente
também é um fator critico de sucesso para este
tratamento e o Pegcetacoplana permite o uso
domiciloar sem a necessodade do paciente or
ao centro de infilusdo. Isso diminui o custo para
0 SUS enquanto o valor do Pegcetacoplana ser,
pela CEMED mais baixo do que o do
Eculizumabe e Ravolizumabe."
Pessoa que 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32 - Ndo a - N3o a_N3o
convive ou cuida De extrema importancia para que alcance um
de aleug maior nimero de pacientes necessitados.
e alguém com a
condigdo de
saude
06/07/2026
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Sim, Qual: Ja utilizei a medicagdo em um paciente 32-Sim, Qual: Eculizumabe, que é a medicagdo  4a _ petydo Pegasus que 52_ N3o

saude

06/07/2026

Trata-se de medicagdo essencial para inibicdo
proximal do complemento, inibi¢do de via do
complemento proximal. Atualmente, o
tratamento liberado para pacientes com
Hemoglobinuria Paroxistica é com Eculizumab,
inibidor distal que atua sobretudo na via distal
do complemento.

com boa resposta ao tratamento e paciente estava em
franca hemolise em vigéncia de hemolise extravascular. ,
Positivo e facilidades: Melhora da qualidade de vida, pois
parou de fazer medicagdo venosa e facilmente aplicavel
por via subcutanea. , Negativo e dificuldades: Dificuldade
no acesso ao medicamento seria o Unico aspecto negativo
relacionado ao medicamento.

padrdo para a doenga citada e liberada pelo
SUS., Positivo: Melhora clinica de pacientes que
anteriormente ndo tinham outros tratamentos
disponiveis e que ha pouco tempo, estavam
sem tratamento e com alta mortalidade.,
Negativo: Maior risco de hemolise
extravascular e hemolise por escape.

comparou pegcetacoplan e
Eculizumab e demonstrou
alta superioridade em
sintomas relacionados a
hemolise e alteragdes
laboratoriais. Referéncia
abaixo., Griffin M, Kelly R,
Brindel I, et al.Real-world
experience of pegcetacoplan
in paroxysmal nocturnal
hemoglobinuria. Am J
Hematol. 2024, 1-8.
doi:10.1002/ajh.27242
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22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econdmicos:
12 - Eu acho que deve ser incorporada no 2- Ndo 2-Néao a - N3o a_N3o
SUS, A HPN é uma doenga rara, grave e
potencialmente fatal. O tratamento modifica a
histéria natural da doenga. Melhora
significativa da qualidade de vida. Redugdo de
custos indiretos ao sistema de satde.

0, comentario:

Contribuiu
como:

Profissional de
saude

06/07/2026

Profissional de 12-Eu ?cho que deve ser incor’pn.)rada no SUS, 22-Sim, Qual: Eculizyrnabe, R.ayulizumabe, Iptacoplanae 32- Nio a - N3o a_Nio
saude A HPN é uma doencga hematoldgica rara, Pegcetacoplana, Positivo e facilidades: O uso dos
adquirida e clonal, associada a alteragdes que inibidores do complemento proximal e terminal igualaram
06/07/2026 tornam as células sanguineas vulneraveis a a expectativa de vida dos pacientes com HPN a populagdo
ativagdo do sistema complemento, parte do normal. Isso é fantastico. Poucos tratamentos conseguem
sistema imunoldgico. Como consequéncia, isso. HPN é uma realidade no Brasil que merece sua
pode ocorrer destrui¢do dos gldbulos devida atencgdo, pois essa doenga se ndo tratada, pode
vermelhos, processo conhecido como levar o paciente a obito em curto periodo., Negativo e
hemdlise. A HPN é uma doenga que cursa com  dificuldades: A falta de abastecimento das medicagGes
anemia hemolitica e um altissimo risco de por parte do governo, tem levado esses pacientes a
eventos trombaticos, e é justamente esse risco  consequéncias catastroficas.
trombdtico que torna o diagndstico precoce
tdo importante, pois o atraso no inicio do
tratamento aumenta as chances de eventos
graves, podendo levar a morte. Apesar dos
avangos no manejo da HPN, alguns dos
pacientes tratados com inibidores terminais do
complemento podem persistir com anemia,
fadiga, necessidade transfusional ou sinais
compativeis com hemolise extravascular
mediada por C3. Por isso, é muito importante
que seja incluido no SUS o tratamento com os
inibidores de complemento de agdo proximal,
que fazem bloqueio na etapa anterior a C5
teressadeing 2 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2-Ndo 2- Ndo 42 - N3o 52 _ Nio

Acho que deveria ser incorporada para ajudar

tema -
todas pessoas com essa condi¢do
06/07/2026
Pessoa que 2 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2. Nio 2 - Sim, Qual: Eculizumabe, Positivo: O 42 - N3o 52 N3o

convive ou cuida
de alguém com a
condigdo de
saude

06/07/2026

E um medicamento de aplicagdo sub cutanea,
onde o paciente pode usar em casa. E isso evita
idas ao hospital, maior autonomia. Reduz faltas
ao trabalho. Controla melhor a hemolise intra e
extra vascular.

eculizumabe foi o primeiro medicamento para
esta doenga, e teve seu papel importante de
salvar vidas. , , Negativo: O medicamento tem
duragdo de apenas duas semanas, tornando
necessarias infusdes a cada 14 dias. Essa
frequéncia impacta diretamente a rotina dos
pacientes, com faltas ao trabalho,
deslocamentos constantes ao hospital, custos
financeiros e menos tempo para a convivéncia
com a familia. Além disso, ele ndo atua em,
toda a cascata da doencga e, para muitos
pacientes, deixa de ser suficiente ao longo do
tempo, sendo necessaria a utilizagdo de outras
opgdes de tratamento.
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Pessoa que
convive ou cuida
de alguém com a
condigdo de
saude

06/07/2026

12 Opinidao, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
E um medicamento de aplicagdo sub cutanea,
onde o paciente pode usar em casa. E isso evita
idas ao hospital, maior autonomia. Reduz faltas
ao trabalho. Controla melhor a hemolise intra e
extra vascular.

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

22 - Nao

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

32 - Sim, Qual: Eculizumabe, Positivo: O 42 - N3o
eculizumabe foi o primeiro medicamento para

esta doencga, e teve seu papel importante de

salvar vidas., Negativo: O medicamento tem

duragdo de apenas duas semanas, tornando

necessdrias infusdes a cada 14 dias. Essa

frequéncia impacta diretamente a rotina dos

pacientes, com faltas ao trabalho

deslocamentos constantes ao hospital, custos

financeiros e menos tempo para a convivéncia

com a familia. Além disso, ele ndo atua em

toda a cascata da doenga e, para muitos

pacientes, deixa de ser suficiente ao longo do

tempo, sendo necessdria a utilizagdo de outras

opgoes de tratamento.

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:
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Empresa 12 - Ndo acho que deve ser incorporada no 2-Nédo 2. Nédo 42 - Anexo 52 _ Anexo
SUS, . A manutengdo do eculizumabe como

06/07/2026 primeira linha de tratamento da

Hemoglobinuria Paroxistica Noturna (HPN) é
recomendada. O medicamento deve
permanecer como padrdo terapéutico
conforme o PCDT vigente, especialmente
considerando o acesso ampliado com a
expiracdo das patentes do eculizumabe e a
consequente economia, em contraste com
alternativas ainda sob protegdo patentaria e,
portanto, sem biossimilares, como o
pegcetacoplana. , Reconhece-se que a
pegcetacoplana pode agregar valor para
subgrupos especificos de pacientes,
entretanto, esse racional ndo justifica a
substituicdo ampla da estratégia baseada em
eculizumabe nem a troca automatica de
pacientes estaveis. Embora a via subcutédnea e
a autoadministragdo sejam atributos
relevantes, esses aspectos ndo devem ser
confundidos com superioridade clinica. A
incorporagdo condicional do mesmo, caso seja
considerada apds a consulta publica, deve ser
restrita a pacientes com refratariedade
documentada ao eculizumabe, com critérios
definidos: diagndstico por citometria de fluxo,
tratamento prévio com inibidor do
complemento, documentagdo de anemia
persistente ou hemdlise extravascular, e
condicionada a reavaliagdo periddica de
resposta, seguranga, transfusdes, adesdo e
impacto orgamentario., Recomenda-se a
revisdo da analise econdmica considerando a
redugdo iminente do preco de comercializagdo
de eculizumabe, conforme foi realizado para os
demais medicamentos em avaliagdo para HPN.
Acredita-se que a incorporagdo de novas
tecnologias no SUS deve ser pautada por
evidéncias robustas, considerando a integragdo
das diversas secretarias do Ministério da Saude
e a sustentabilidade do Complexo Industrial da
Saude. No cenario atual, com a entrada de
biossimilares do eculizumabe e a
implementagdo da PDP do eculizumabe em um
futuro préximo, entende-se que a evidéncia
preliminar apresentada sobre a
pegcetacoplana ainda ndo permite uma
conclusdo definitiva quanto ao seu custo-
beneficio frente as demais opgdes ja
incorporadas.,
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12 Opinidao, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo
O medicamento Pegcetacoplana deve ser

integralizado no SUS, pois sua agdo ja foi

comprovada, para os portadores de HPN,

evitando as hemolises externas e internas, bem

como a anemia, portanto menos riscos de

mortes.

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

32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas:

efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, Qual: Meu filho e portador de HPN e 42
usa o eculizumab, o que lhe proporciona uma
vida normal, exames controlados, bem estar. O
Unico inconveniente e que em Minas Gerais
existe apenas 4 hospitais de referencia para
aplicacdo do medicamento. Meu filho viaja
quinzenalmente, 1200Km(ida e volta) para
infusao da medicagdo. Os pacientes precusam
de tratamento para ser feito em casa ou em
hospitais onde residem., Positivo: u filho e
portador de HPN e usa o eculizumab, o que lhe
proporciona uma vida normal, exames
controlados, bem estar. , Negativo: O Unico
inconveniente e que em Minas Gerais existe
apenas 4 hospitais de referencia para aplicagdao
do medicamento. Meu filho viaja
quinzenalmente, 1200Km(ida e volta) para
infusao da medicagdo. Os pacientes precusam
de tratamento para ser feito em casa ou em
hospitais nas cidades onde residem

- Ndo

52 Estudos
economicos:
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12 Opinidao, comentario:

12 - Ndo acho que deve ser incorporada no
SUS, H4 alternativas melhores disponiveis, em
especial em relagdo a seguranga., Vide anexo
para mais detalhes

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

22 - Sim, Qual: Pegcetacoplana, Positivo e facilidades:
Melhora na resposta hematoldgica com incrementos de
Hb e melhora a qualidade de vida vs. eculizumabe/soliris,
Vide anexo para mais detalhes, Negativo e dificuldades:
Alta taxa de hemdlise de escape (28%) o que coloca o
paciente em risco de morte e disco pouco amigdvel, Vide
anexo para mais detalhes

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

32 - Sim, Qual: eculizumabe, ravulizumabe e
iptacopana, Vide anexo para mais detalhes,
Positivo: Vide anexo para mais detalhes,
Negativo: Vide anexo para mais detalhes

52 Estudos
economicos:

42 Evidéncias clinicas:

42 - Dados de seguranga de
longo prazo de
pegcetacoplana (de Castro C,
Kelly RJ, Griffin M, Patriquin
CJ, Mulherin B, Hochsmann B,
et al. Efficacy and Safety
Maintained up to 3 Years in
Adults with Paroxysmal
Nocturnal Hemoglobinuria
Receiving Pegcetacoplan.
Advances in Therapy. 2025,
42(9):4641-58. ), Publicagdo
de dados de mundo real
(Fattizzo B, Versino F,
Barcellini W. Breakthrough
hemolysis in paroxysmal
nocturnal hemoglobinuria
throughout clinical trials:
from definition to clinical
practice. Blood. 2025,
146(4):411-21), MAIC vs
iptacopana (kulasekararaj A,
Scheinberg P, Balp M-M,
Somenzi O, Wiyani A,
Snellman J, et al. Indirect
treatment comparison of
iptacopan versus
pegcetacoplan for patients
with paroxysmal nocturnal
hemoglobinuria and residual
anemia despite C5 inhibitor
treatment. Journal of
Comparative Effectiveness
Research. 2026,
15(4):e250167.), Vide anexo
para mais detalhes

52 - Ajuste de dose de
pegcetacoplana para 3x
na semana previsto em
bula - Empaveli
(pegcetacoplana). Bula ao
Profissional de Saude

Profissional de
saude

06/07/2026

12 - Ndo acho que deve ser incorporada no
SUS, Altas taxas de hemdlise de escape com
melhores alternativas disponiveis , Vide anexo
com mais detalhes

22 - Sim, Qual: Pegcetacoplana, Positivo e facilidades:
melhora no controle da hemdlise e qualidade de vida,
Negativo e dificuldades: alta taxa de hemdlise de escape
(28% vs 10% inibidores do complemento), evento este
que se caracteriza por um aumento de LDH em 2,5x o LSN
e coloca o paciente em risco de morte. Disco de infusdo
que apresenta problemas, trava e desperdiga medicagdo
colocando paciente em risco de hemdlise., Vide anexo
com mais detalhes

32 - Sim, Qual: solliris, ultomiris e fabalta,
Positivo: soliris e ultomiris - boas medicacGes
sendo ultomiris ndo inferior ao soliris com uma
comodidade posoldgica melhor, fabalta -
melhor controle hematolégico com
administracdo oral, Vide anexo com mais
detalhes, Negativo: Vide anexo com mais
detalhes

2 - Vide anexo com mais
detalhes

2 - Vide anexo com mais
detalhes
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0, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
O Relatério de Recomendagdo Preliminar da
Conitec ndo questionou a eficdcia clinica da
pegcetacoplana. Ao contrdrio, reconheceu seu
papel no tratamento de pacientes com anemia
persistente, bem como sua maior conveniéncia
posoldégica em comparagdo ao eculizumabe.

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

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

42 Evidéncias clinicas:

42 - O questionamento em
relagdo a pergunta PICO ndo
comprometeu a avaliagdo,
pois as evidéncias incluidas
foram essencialmente as
mesmas utilizadas tanto pelo
proponente quanto pelo
NATS. As evidéncias
sustentam o uso da
pegcetacoplana em um
subgrupo bem definido de
pacientes com HPN que
permanecem com anemia
residual clinicamente
relevante, apesar do
tratamento prévio com
inibidores de C5. Esse perfil
corresponde exatamente ao
avaliado no estudo PEGASUS
e também é consistente com
as avaliagdes de outras
agéncias e com a indicagdo
atualmente discutida no SUS.
Assim, a explicitacdo da
anemia residual persistente
como critério de elegibilidade
fortalece o alinhamento entre
a pergunta de pesquisa, as
evidéncias clinicas e a
populagdo que podera se
beneficiar da incorporagdo da
pegcetacoplana., , A
classificagdo de certeza
moderada para os principais
desfechos (hemoglobina,
transfusdo e reticuldcitos) ndo
compromete a robustez das
evidéncias nem sua relevancia
para a tomada de decisdo. Em
doengas raras, como a HPN,
evidéncias de certeza
moderada sdo
frequentemente utilizadas
por agéncias de avaliagdo de
tecnologias em saude,
incluindo a CONITEC, em
razdo das limitagGes inerentes
ao recrutamento de
pacientes. Além disso, o
rebaixamento por evidéncia
indireta decorreu
exclusivamente da
interpretagdo de que a

52 Estudos
economicos:

52 - O valor de 476 reflete
o total acumulado de
pacientes-ano
considerados na
modelagem, e ndo o
numero de pessoas
elegiveis ao tratamento., ,
A andlise de impacto
orgamentario incremental
considerou
simultaneamente os
custos da pegcetacoplana
e os custos evitados com
os comparadores
atualmente utilizados no
SUS, resultando em uma
economia liquida
estimada de
aproximadamente RS 83
milhdes no cenario-base.
Assim, o valor de RS
475,4 milhGes
apresentado no relatério
ndo representa um custo
adicional para o SUS, mas
sim o desembolso bruto
com a aquisigdo da
pegcetacoplana ao longo
do horizonte temporal
analisado.,
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dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
populagdo da pergunta PICO
era mais ampla que a
efetivamente estudada.

Pessoa que
convive ou cuida
de alguém com a
condicdo de
saude

06/07/2026

a. i a_Nj3 a_Nj3 - ~
a-Eu acho que deve ser mcorpprada no SUS, N3o N3o 42 - N3o 5a . N3o
Este medicamento mostra-se eficaz e
revoluciondrio para esta patologia!
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12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32 - Nao a
A Casa Hunter entende que a pegcetacoplana
pode representar uma alternativa terapéutica
06/07/2026 relevante para um subgrupo especifico de
pessoas que vivem com Hemoglobinduria
Paroxistica Noturna (HPN) e que permanecem
apresentando necessidades clinicas e
funcionais ndo plenamente atendidas apesar
do tratamento com inibidores de C5.,
Reconhecemos as preocupagdes apresentadas
pela CONITEC quanto as incertezas
relacionadas ao posicionamento econdmico
das terapias de segunda linha, a
sustentabilidade do Sistema Unico de Saude e
aos desafios operacionais envolvidos na
implementagdo da tecnologia. Consideramos
que essas preocupacdes sdo legitimas e devem
integrar o processo decisério., Entretanto,
entendemos que tais incertezas ndo eliminam
a existéncia de pacientes que permanecem
parcial ou inadequadamente controlados,
apresentando anemia residual, fadiga
persistente, necessidade transfusional e
impacto relevante sobre sua qualidade de vida
e autonomia funcional., Nesse contexto, a Casa
Hunter apoia a incorporagdo da
pegcetacoplana de forma segmentada e
responsavel, acompanhada de critérios claros
de elegibilidade, monitoramento estruturado
de resultados, geragdo de evidéncias em
mundo real, atualizagdo do Protocolo Clinico e
Diretrizes Terapéuticas e reavaliagdo periddica
da tecnologia., Acreditamos que uma
estratégia de incorporagdo segmentada pode
contribuir simultaneamente para a utilizagdo
racional dos recursos publicos e para a oferta
de alternativas terapéuticas adequadas as
diferentes necessidades das pessoas que vivem
com HPN., O racional técnico e institucional
que fundamenta esta recomendagdo é
apresentado de forma detalhada no relatério
de contribuigdo anexado.,

Organizagao da
Sociedade Civil
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inido, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
E um medicamento de aplicacdo sub cutanea,
onde o paciente pode usar em casa. E isso evita
idas ao hospital, maior autonomia. Reduz faltas
ao trabalho. Controla melhor a hemolise intra e
extra vascular. ,

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

dificuldade, outros efeitos:

22 - Nao

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

32 - Sim, Qual: Eculizumabe, Positivo: O 42 - N3o
eculizumabe foi o primeiro medicamento para

esta doencga, e teve seu papel importante de

salvar vidas. , , Negativo: O medicamento tem

duragdo de apenas duas semanas, tornando

necessdrias infusdes a cada 14 dias. Essa

frequéncia impacta diretamente a rotina dos

pacientes, com faltas ao trabalho,

deslocamentos constantes ao hospital, custos

financeiros e menos tempo para a convivéncia

com a familia. Além disso, ele ndo atua em,

toda a cascata da doenga e, para muitos

pacientes, deixa de ser suficiente ao longo do

tempo, sendo necessdria a utilizagdo de outras

opgdes de tratamento.

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

Interessado no
tema

06/07/2026

2- Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
|10 Pegcetacoplana apresenta resposta
imediata que da para perceber nas 2 primeiras
aplicagGes com a melhora que o paciente fala
que sente. Tem melhora também logo nos
primeiros exames apds iniciar a medicacdo. E
melhor pois o paciente pode fazer a aplicagdo
em domicilo, é facil de aplicar e pode fazer ha
qualquer hora. Nao precisa perder tempo em ir
para o hospital ou clinica para tomar o remédio

2- Sim, Qual: pegcetacoplan, Positivo e facilidades:
Melhora muito rdpida dos sintomas. O paciente consegue
em pouco tempo voltar a fazer suas atividades
normalmente, sente-se bem e a auto estima melhora
muito além da aplicacdo facil de fazer., Negativo e
dificuldades: O acesso ao medicamento.

2 - Sim, Qual: Eculizumab, Positivo: Melhora 42 - N3o
dos sintomas. , Negativo: Essa medicagao
melhora os sintomas mas ndo mantem por
muito tempo. O paciente volta a ter os
sintomas e fica impedido de voltar as suas
atividades, o paciente também pode
apresentar hemolise extra vascular, trombose
e fadiga que ndo melhora.

- Nao
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12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
O pegcetacoplana representa uma alternativa
terapéutica importante para pessoas com

22 - Sim, Qual: PEGCETACOPLANA, Positivo e facilidades:
Além de seu mecanismo de agdo proximal na cascata do
complemento, a pegcetacoplana possui caracteristicas

32 - Sim, Qual: eculizumabe, ravulizumabe,
crovalimabe e ipitacopana., Positivo: Estas
outras tecnologias representam tratamentos

06/07/2026 Hemoglobinuria Paroxistica Noturna (HPN) que que podem trazer beneficios importantes para importantes para pacientes com HPN, cada
continuam apresentando sinais de atividade da  determinados pacientes. O tratamento é realizado por qual com caracteristicas importantes. As tres
doencga, especialmente hemdlise extravascular, infusdo subcutanea domiciliar, normalmente duas vezes primeiras referindo-se a inibidores de C5 e a
mesmo apds o tratamento com inibidores de por semana, permitindo maior autonomia e reduzindo a ultima um inibidor do complemento proximal
C5.,, Sabemos que muitos pacientes obtém necessidade de deslocamentos frequentes aos servicos de Cada uma dessas tecnologias representam a
excelentes resultados com os tratamentos saude., , Outro aspecto relevante é que a pegcetacoplana melhora significativa dos pacientes, desde que
atualmente disponiveis, inibidores de C5. No é atualmente o Unico inibidor proximal do complemento  corretamente prescritas, atendendo as
entanto, uma parcela deles continua que permite, em situagdes especificas e quando especificidades e individualidades de cada
apresentando anemia, fadiga, necessidade de clinicamente indicado, a modulagdo da dose. Essa pacientes., Negativo: O eculizumade, o
transfusGes e outros impactos decorrentes da  flexibilidade terapéutica representa um diferencial primeiro inibidor de C5 para pacientes com
persisténcia da hemdlise. Por isso, é importante para pacientes com necessidades particulares HPN tem como aspectos negativos: o curto
fundamental que o SUS disponha de opgdes de controle da doenga, permitindo uma abordagem mais  espago entre as infusdes e o tempo de duragdo
terapéuticas capazes de atender também essas individualizada e alinhada as caracteristicas de cada caso., do medicamento no organismo. Muitos
situagdes especificas, realizando um duplo , Eimportante lembrar que a HPN é uma doenca rara e pacientes relatam sintomas da doenga antes de
controle tanto da hemolise, intra como extra complexa, e que cada paciente apresenta caracteristicas  chegar o dia da préxima infusdo. A necessidade
vascular. , clinicas proprias. Nem todos respondem da mesma forma de, em alguns casos, se perder até 4 dias no
a um Unico tratamento. Por isso, ampliar as opgdes més para realizar as duas infusGes, em razdo da
terapéuticas disponiveis no SUS significa ampliar a longas distancias aos centros de infusdo.
possibilidade de que cada pessoa receba o tratamento Causando prejuizos para manutengdo do
mais adequado para a sua condigdo., ,, Negativo e emprego, estudos e vida familiar.,
dificuldades: O tratamento corretamente prescrito e Ravulizumabe e crovalimabe, também
ministrado, atendendo a heterogeneidade da doengae inibidores de C5: para alguns pacientes estes
as especificidades de cada paciente, concomitante ao medicamentos ndo sdo suficientes para
acompanhamento adequado do paciente, ao meu ver, melhora significativa da doenga, pois
ndo retrata aspectos negativos importantes em relagdoa  continuam apresentando hemolise
tecnologia em avaliagdo. extravascular e os sintomas graves da doenga.,
Iptacopana: utilizado para pacientes que
continuam com os sintomas graves da doenca
mesmo com a utilizagdo do inibidores de C5. A
administragdo dele a cada 12 horas via oral,
pode ser um beneficio para muitos pacientes, e
ao mesmo tempo um fator negativo para
determinados pacientes. , , Desta forma, os
fatores negativos aqui narrados, dependem
muito da forma como a doenga se manifesta e
das especificidades e necessidades dos
préprios pacientes.
Empresa 12 - Ndo acho.que deve ser incorporada no 2 - Nao 32- Ndo 43 _Ver arquivo anexo. 52 _Ver arquivo anexo.
SUS, Ver arquivo anexo
06/07/2026
Pessoa que 12 - Eu acho quTe deve ser i.ncorporada no SUS, 2. Nio 32 -.Sim, Qua‘I: Soliris, Po.sitivo: Ma.ntém o a . N3o a_Nio
. . Importante, pois salva pacientes com HPN. paciente estavel , Negativo: Ndo vi aspectos
convive ou cuida negativos.

de alguém com a
condi¢do de
saude

06/07/2026
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12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32 - Nao a - N3o a_ Nio
Devido a dificuldade que minha irma passa
para o tratamento tratamento

Pessoa que
convive ou cuida
de alguém com a
condigdo de
saude

06/07/2026
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12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
A recomendagado preliminar desfavoravel a
incorporagdo da pegcetacoplana merece ser
revista, pois, embora reconhega o beneficio
clinico da tecnologia, fundamenta-se
principalmente em uma projecdo de impacto
orgamentario baseada em um preco futuro
estimado do eculizumabe decorrente de uma
PDP ainda em implementagdo. Essa estimativa
ndo deve impedir o acesso a uma terapia capaz
de atender uma necessidade clinica atual., , A
Hemoglobinuria Paroxistica Noturna (HPN) é
uma doenga rara, grave e potencialmente fatal,
marcada por anemia, fadiga intensa,
tromboses e importante comprometimento da
qualidade de vida. Mesmo com os inibidores de
C5 disponiveis, cerca de 40% das pessoas
permanecem com anemia e sintomas
persistentes devido a hemdlise extravascular,
evidenciando uma necessidade terapéutica ndo
atendida., , A pegcetacoplana atua em etapa
mais precoce da cascata do complemento,
controlando a hemdlise intravascular e
extravascular e oferecendo uma alternativa
para pacientes sem resposta adequada aos
tratamentos atuais. Sua administragdo
subcutanea também reduz a dependéncia de
deslocamentos frequentes para centros de
infusdo, aspecto relevante diante das
desigualdades de acesso no pais., , Também é
importante considerar que o ravulizumabe,
incorporado ao SUS em 2024, ainda ndo esta
disponivel aos pacientes, demonstrando que a
incorporagdo formal ndo garante acesso
efetivo. Da mesma forma, a expectativa de
redugdo futura de custos com a PDP ndo
resolve as necessidades imediatas de quem
permanece convivendo com sintomas
incapacitantes., , A sustentabilidade do SUS
deve caminhar junto a inovagdo e a equidade.
A incorporagdo da pegcetacoplana, com
critérios de elegibilidade e negociagdo de
precos, amplia as opgBes terapéuticas para
quem permanece sem resposta satisfatoria aos
inibidores de C5 e permite que a decisdo
considere ndo apenas projegoes econdmicas
futuras, mas também as evidéncias clinicas e o
impacto real da doenga na vida dos pacientes.

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

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

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:
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12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32-Nao a - N3o a_N3o
Manifesto meu posicionamento favoravel a
incorporacdo da pegcetacoplana para o
06/07/2026 tratamento de adultos com Hemoglobinuria
Paroxistica Noturna (HPN) previamente
tratados com inibidores do complemento., , A
pegcetacoplana atua em uma etapa diferente
do sistema complemento, bloqueando a
proteina C3 e controlando tanto a hemdlise
intravascular quanto a hemdlise extravascular.
Dessa forma, oferece uma alternativa para
pacientes que permanecem com atividade da
doenga mesmo ap6s o tratamento com
inibidores de C5.,, Como citado no relatério da
CONITEC, essa terapia demonstra beneficios
relevantes, como maior proporgdo de
pacientes livres de transfusGes, aumento dos
niveis de hemoglobina e melhora da fadiga
quando comparada ao eculizumabe. Embora
existam incertezas inerentes as evidéncias
disponiveis, os resultados apresentados
indicam ganhos clinicos importantes para um
grupo especifico de pacientes que ainda
apresenta necessidades ndo atendidas., ,
Também merece destaque o relato
apresentado na Perspectiva do Paciente, no
qual, apds a troca para a pegcetacoplana,
houve melhora significativa da disposigao
fisica, redugdo da fadiga, melhora da
capacidade para realizar atividades diarias e
laborais e diminuigdo da necessidade de
transfusGes, demonstrando o impacto positivo
que essa terapia pode proporcionar na vida
real., , Considerando que a HPN apresenta
manifestacGes clinicas heterogéneas, é
fundamental que o SUS disponha de diferentes
opgdes terapéuticas para permitir um
tratamento individualizado, especialmente
para pacientes que ndo obtém resposta
adequada as terapias atualmente disponiveis., ,
Por esses motivos, solicito que a CONITEC
reavalie sua recomendacdo preliminar e
considere a incorporagdo da pegcetacoplana,
ampliando as possibilidades de tratamento e
oferecendo uma alternativa efetiva para
pacientes com HPN que permanecem com
doencga ativa apesar do uso de inibidores do
complemento.

Interessado no
tema
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12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32-Nao a - Nio a_N3o

Tem que ser incorporada a medicagdo no sus

para ajudar as pessoas que nessecitam da

Pessoa que
convive ou cuida
de alguém com a

o medicagdo.
condicdo de
saude
06/07/2026
Erarissienallte 2 - Ndo acho que deve ser incorporada no 2- Sim, Qual: Pegcetacoplana, Positivo e facilidades: 2- Sim, Qual: IPTACOPANA, Positivo: VIDE 42 - VIDE ANEXO. 52 _\/IDE ANEXO.
satde SUS, VIDE ANEXO VIDE ANEXO., Negativo e dificuldades: VIDE ANEXO. ANEXO., Negativo: VIDE ANEXO.
06/07/2026
Empresa 12 - N3o tenho opinido formada, Vide 22 - Nao 32 - Sim, Qual: Vide documento anexo., 3 _ Vide documento anexo. a_N3o
documento anexo. Positivo: Vide documento anexo., Negativo:
06/07/2026 Vide documento anexo.
Ieressd [ 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Sim, Qual: Pegcetacoplana, Positivo e facilidades: O 32 - Sim, Qual: Eculizumabe, Positivo: Melhora a_ N3o a_ N3o
tema E mais uma opgao de tratamento para os paciente apresentam uma melhora muito rapida. Relatam na fadiga, Negativo: Paciente continua
pacientes com HPN que hoje s6 tem uma que com poucos dias voltam a fazer atividades basicas do  apresentando baixo nivel de hemoglobina,
06/07/2026 terapia no SUS e é uma terapia com excelentes dia a dia que ndo conseguiam fazer. Melhora também a fazendo transfusoes com fadiga extrema
resultados apresentados pelos pacientes. imunidade e as taxas de hemoglobina ndo precisando
Vemos melhora impressionante na fadiga e na  mais fazer transfusdo frequente., Negativo e dificuldades:
hemoglobina. Acesso ao medicamento
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Sim, Qual: Pegcetacoplana, Positivo e facilidades: O 32 - Sim, Qual: Eculizumabe, Positivo: Melhora a - N3o a_N3o
tema E mais uma opgao de tratamento para os paciente apresentam uma melhora muito rapida. Relatam na fadiga, Negativo: Paciente continua
pacientes com HPN que hoje sé tem uma que com poucos dias voltam a fazer atividades basicas do  apresentando baixo nivel de hemoglobina,
06/07/2026 terapia no SUS e é uma terapia com excelentes dia a dia que ndo conseguiam fazer. Melhora também a fazendo transfusoes com fadiga extrema
resultados apresentados pelos pacientes. imunidade e as taxas de hemoglobina ndo precisando
Vemos melhora impressionante na fadiga e na  mais fazer transfusdo frequente., Negativo e dificuldades:
hemoglobina. Acesso ao medicamento
Erofissienalle 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Sim, Qual: Pegcetacoplana., Positivo e facilidades: 32 - Sim, Qual: Eculizumabe., Positivo: Foi a a_Nio 2 _ N3o
satde A tecnologia em salde avanga trazendo maus  Trabalho na area de suporte ao paciente e pude primeira terapia para HPN, salvou muitas vidas.
oportunidades terapéuticas aos pacientes e acompanhar o relato de pacientes que iniciaram o Mudou a historia da HPN no pais. Mas tem
06/07/2026 incorporar ao SUS é garantir acesso aos que tratamento com o pegcetacoplana, de melhora dos sinais  pacientes que apresentam falha e precisam de
precisam. Paciente certo, droga certa, no e sintomas da HPN ja nas primeiras aplicagdes. , Negativo uma alternativa., Negativo: Endovenosa, os
tempo certo. Novas tecnologias em saude, e dificuldades: Para quem tem acesso ao tratamento ndo  pacientes precisavam se deslocar a centros de
novos tratamentos significa vida e com mais houve relato de experiéncias ruins. infusdo. Alguns pacientes se deslocavam
qualidade. muitas horas para realizar a infusdo.
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Pessoa que 12 - Eu acho que deve ser incorporada? noSUS, 22-Nédo 32-Sim, Qual:.SoI.iris, medicamento que ela 42 - N3o a_ Nio
. . Sou parente de uma pessoa que convive com toma desde o inicio da doenga, em 2010.,
convive ou cuida ) L o o - :
, HPN e percebo/sou informada pela profissional Positivo: No inicio, deixava a paciente bem
de al{guwem coma que acompanha minha mae, que existem estdvel., Negativo: Com o Soliris ndo vem sendo
condicdo de medicamentos mais avangados percebidos avancos significativos pelo préprio
saude tecnologicamente e com melhores resultados. processo natural da doenga. Essa outra
06/07/2026 Por se tratar de uma condigdo rara e grave, medicagdo mais nova, tem se mostrado mais
melhores opgdes cientificamente comprovadas efetiva para tratar esses avangos da HPN pelos
para os pacientes ndo podem ser ignoradas. estudos cientifico apresentados.
Sinto que o tratamento atual ndo fornece uma
grande estabilidade para o quadro dela, como
antigamente. E por isso, me preocupo para que
ela tenha acesso a um tratamento que oferece
melhores resultados o mais breve possivel.
Pessoa que 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32-Nao a - N3o a_Nio

convive ou cuida
de alguém com a
condigdo de
saude

06/07/2026

Ao incorporar a medicagdo pelo sus ira dar
mais qualidade de vida aos pacientes
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12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
A experiéncia acumulada pela Abrale junto as
pessoas que vivem com HPN demonstra que o
sucesso do tratamento ndo pode ser avaliado
exclusivamente por pardmetros laboratoriais.
O verdadeiro objetivo da assisténcia deve ser
possibilitar que o paciente recupere sua
autonomia, permanega inserido no mercado de
trabalho, reduza hospitalizagdes, preserve sua
salide mental e tenha qualidade de vida., Os
dados do estudo Panorama da HPN no Brasil
evidenciam a elevada carga assistencial da
doenga no SUS, enquanto os relatos
apresentados pelos pacientes demonstram que
ainda existem necessidades clinicas
importantes ndo contempladas pelas terapias
atualmente disponiveis., Nesse contexto, a
pegcetacoplana representa uma alternativa
destinada a um grupo especifico de pacientes
que permanece convivendo com anemia
residual, fadiga incapacitante e necessidade de
transfusGes apesar do tratamento prévio com
inibidores do complemento., Sua incorporagado
amplia o arsenal terapéutico disponivel ao SUS,
permitindo maior individualizagdo do
tratamento e atendimento das diferentes
necessidades clinicas existentes ao longo da
jornada da HPN., Reforgamos que é necessario
garantir uma linha de cuidado que contemple
as diferentes necessidades clinicas das pessoas
com HPN ao longo de toda a jornada da
doenca., A Abrale reforga sua manifestagdo
favoravel a incorporagdo da pegcetacoplana
para pacientes adultos com Hemoglobinuria
Paroxistica Noturna previamente tratados com
inibidores do complemento, entendendo que
sua disponibilizagdo representa um avango
relevante para a promogdo de um cuidado
mais integral, equitativo e centrado nas
necessidades reais das pessoas que vivem com
HPN no Brasil., Por fim, endossamos a posigdo
da sociedade de especialidade, a ABHH, que,
diante das evidéncias de efetividade de mundo
real e da economicidade demonstrada,
recomenda a reversdo do parecer preliminar. ,

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

22 - Sim, Qual: Pegcetacoplana para o tratamento de 2. Nédo
pacientes adultos com hemoglobinuria paroxistica
noturna previamente tratados com inibidores do
complemento., Positivo e facilidades: A pegcetacoplana
apresenta um mecanismo de agdo distinto dos inibidores
de C5, atuando sobre a proteina C3 do sistema
complemento e permitindo controlar tanto a hemdlise
intravascular quanto parte da hemdlise extravascular
residual, importante causa da persisténcia da anemia em
pacientes previamente tratados., Os estudos clinicos
apresentados a Conitec demonstram melhora consistente
dos niveis de hemoglobina, redugdo da necessidade de
transfusGes e melhora dos indicadores de fadiga quando
comparados as terapias atualmente disponiveis para
pacientes previamente tratados com bloqueadores de
C5., Embora o relatdrio técnico aponte limitagdes
metodoldgicas e incertezas inerentes as doengas raras, 0s
resultados clinicos observados demonstram beneficio
justamente para uma populagdo que permanece com
necessidade terapéutica ndo atendida., Nesse contexto, é
importante destacar que a auséncia de resposta completa
ao bloqueio de C5 ndo representa falha do paciente ou
inadequacgdo do cuidado, mas sim caracteristica
reconhecida da fisiopatologia da HPN. Assim, a existéncia
de mecanismos terapéuticos complementares amplia a
possibilidade de individualizagdo do tratamento., ,
Negativo e dificuldades: '-

52 Estudos
economicos:

42 Evidéncias clinicas:

42 - "Em 2024, a Abrale 2. Ndo
publicou o estudo
""Panorama da HPN no Brasil:
relato dos pacientes e perfil
sociodemogréfico"",
desenvolvido a partir da
andlise de dados do Sistema
Unico de Satde e da
realizagdo de grupo focal com
pacientes de diferentes
regides do pais. Os resultados
demonstram que a HPN
permanece associada a
elevado consumo de recursos
assistenciais e importantes
impactos sociais., Entre 2018
e 2023 foram registrados
14.659 procedimentos
ambulatoriais para
aproximadamente 464
pacientes estimados,
correspondendo a uma média
de 32 procedimentos por
paciente. No mesmo periodo
ocorreram 444 internagGes
para cerca de 256 pacientes,
com média de duas
hospitalizagdes por pessoa. O
tempo médio de
permanéncia hospitalar foi de
aproximadamente uma
semana, sendo que 5% dos
pacientes necessitaram de
internacdo em Unidade de
Terapia Intensiva (UTl) e 18
pacientes evoluiram para
Obito durante a internagdo,
demonstrando que a doenga
continua associada a
importante
morbimortalidade., O estudo
também evidenciou que
aproximadamente metade
dos pacientes precisou se
deslocar para outro municipio
para realizar seu tratamento.
Sdo Paulo concentrou o maior
numero de procedimentos e
internagdes, seguido por
Parani e Rio Grande do Sul,
revelando desigualdades na
distribuigdo da assisténcia
especializada. O perfil
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sociodemografico demonstra
que a maioria dos pacientes é
composta por mulheres (53%)
e por adultos entre 30 e 39
anos, justamente a fase de
maior produtividade
profissional. Assim, além dos
impactos clinicos, a HPN
compromete diretamente a
capacidade laboral, a renda
familiar, a participagdo social
e a salde mental.
ASSOCIACAO BRASILEIRA DE
LINFOMA E LEUCEMIA
(ABRALE). Panorama da HPN
no Brasil: relato dos pacientes
e perfil sociodemografico. Sdo
Paulo: 2024. Disponivel em:
https://abrale.org.br/noticias/
panorama-da-hpn-no-brasil-
relato-dos-pacientes-e-perfil-
sociodemografico/ ., "

Pessoa que
convive ou cuida
de alguém com a
condi¢do de
saude

06/07/2026

2- Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
E um medicamento de aplicagdo sub cutanea,
onde o paciente pode usar em casa. E isso evita
idas ao hospital, maior autonomia. Reduz faltas
ao trabalho. Controla melhor a hemolise intra e
extra vascular.

2 - Sim, Qual: Eculizumabe / Solires, Positivo:
O eculizumabe foi o primeiro medicamento
para esta doenga, e teve seu papel importante
de salvar vidas. , , Negativo: O medicamento
tem duragdo de apenas duas semanas,
tornando necessdrias infusdes a cada 14 dias.
Essa frequéncia impacta diretamente a rotina
dos pacientes, com faltas ao trabalho, ,
deslocamentos constantes ao hospital, custos
financeiros e menos tempo para a convivéncia
com a familia. Além disso, ele ndo atua em
toda a cascata da doenga e, para muitos
pacientes, deixa de ser suficiente ao longo do
tempo, sendo necessdria a utilizagdo de outras,
opgoes de tratamento.

42 - N3o
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12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
O Instituto Vidas Raras manifesta seu
posicionamento favoravel a incorporagdo da
pegcetacoplana ao Sistema Unico de Satude
(SUS) para o tratamento de pacientes adultos
com Hemoglobindria Paroxistica Noturna
(HPN) previamente tratados com inibidores do
complemento., , Ha 25 anos atuamos ao lado
de pessoas com doengas raras em todo o
Brasil, acompanhando suas jornadas, desafios e
necessidades. Nossa experiéncia demonstra
que as doengas raras exigem um cuidado
individualizado, pois pacientes com o mesmo
diagnéstico frequentemente apresentam
respostas distintas aos tratamentos
disponiveis., , No caso da HPN, essa realidade é
especialmente evidente. Embora existam
terapias ja incorporadas ao SUS, parte dos
pacientes permanece apresentando anemia
residual, fadiga incapacitante, hemdlise
persistente, necessidade de transfusdes e
importante comprometimento da qualidade de
vida, mesmo em tratamento. Essa condigdo
limita a autonomia, reduz a capacidade laboral,
interfere na vida familiar e impacta
profundamente o bem-estar fisico e
emocional., , A incorporagdo da
pegcetacoplana representa a possibilidade de
ampliar o arsenal terapéutico disponivel no
SUS para um grupo especifico de pacientes que
ainda apresenta necessidades clinicas ndo
plenamente atendidas. Disponibilizar
diferentes opgGes terapéuticas fortalece a
capacidade de individualizagdo do cuidado,
permitindo que o médico escolha a estratégia
mais adequada para cada paciente,
considerando suas caracteristicas clinicas e sua
resposta ao tratamento., ,

22 - Sim, Qual: Pegcetacoplana, Positivo e facilidades: As
evidéncias cientificas disponiveis demonstram beneficios
relevantes da pegcetacoplana em pacientes previamente
tratados com inibidores de C5, incluindo melhora dos
niveis de hemoglobina, redugdo da necessidade de
transfusGes e diminuigdo da fadiga, aspectos diretamente
relacionados a qualidade de vida e a funcionalidade
dessas pessoas., , Nossa posi¢do também é sustentada
pela experiéncia pratica de pacientes acompanhados por
nossa instituicdo. Os relatos de dois pacientes ilustram o
impacto positivo que o acesso a novas opgdes
terapéuticas pode proporcionar quando hd indicagdo
médica adequada., , A primeira paciente apresentou
melhora clinica significativa e estabilizacdo da doenga
apds o inicio do tratamento. Antes desse
acompanhamento terapéutico, havia enfrentado uma
gestagdo que infelizmente ndo evoluiu de forma
satisfatoria. Posteriormente, com a doenca estabilizada,
passou a apresentar melhores condig@es clinicas,
demonstrando a importancia do controle adequado da
HPN para ampliar as perspectivas de satde e de qualidade
de vida., , O segundo caso refere-se a um paciente
pediatrico com multiplas comorbidades que, apesar da
complexidade do quadro clinico, apresentou evolugédo
favordvel e estabilizagdo da doenga apds o inicio do
tratamento. Sua melhora clinica permitiu maior
estabilidade da condi¢do, reduzindo o impacto da doenga
em sua rotina e em sua qualidade de vida., , Esses casos
evidenciam que pessoas com HPN podem apresentar
respostas diferentes as terapias disponiveis e reforgam a
necessidade de que o SUS disponha de multiplas opgdes
terapéuticas para que o tratamento possa ser
individualizado. O acesso continuo ao medicamento,
quando indicado pelo médico assistente, pode contribuir
para reduzir a progressdo da doenga, preservar a
funcionalidade, diminuir complicagdes e oferecer
melhores perspectivas de qualidade de vida aos
pacientes., , , Negativo e dificuldades: Ndo vimos aspectos
negativos

32 - Sim, Quial: soliris eculizumab,
ravulizumabe, Positivo: Minha experiéncia com
essas tecnologias decorre do acompanhamento
de pacientes com Hemoglobinuria Paroxistica
Noturna ao longo da minha atuagdo na defesa
dos direitos das pessoas com doengas raras.
Nesse contexto, pude conhecer os beneficios e
as limitagGes das terapias atualmente
disponiveis, bem como os desafios enfrentados
por pacientes que permanecem com anemia,
fadiga, hemdlise residual e necessidade de
transfuses, mesmo em tratamento,
mostrando a necessidade de outra opg¢do
terapéutica., Negativo: Que algumas ndo agiam
em determinados pacientes, mostrando que o
tratamento é realmente individual. No caso do
ravulizumabe alguns pacientes melhoraram
bastante por ter o espago de tempo entre as
infusGes, mas outros simplesmente precisam
de outra opgdo terapéutica, ndo reagindo bem
as outras possibilidades existentes.

42 - As evidéncias clinicas
disponiveis demonstram que
a pegcetacoplana constitui
uma alternativa terapéutica
eficaz para pacientes adultos
com Hemoglobinuria
Paroxistica Noturna (HPN)
previamente tratados com
inibidores de C5 que
permanecem com anemia
residual ou outras
necessidades clinicas ndo
atendidas., , O estudo de fase
3 PEGASUS, publicado no
*New England Journal of
Medicine*, comparou a
pegcetacoplana ao
eculizumabe em pacientes
com HPN previamente
tratados e anemia
persistente. Os resultados
demonstraram superioridade
da pegcetacoplana na
melhora dos niveis de
hemoglobina, além de
reduc¢do da necessidade de
transfusGes e melhora da
fadiga, desfechos
diretamente relacionados a
qualidade de vida dos
pacientes., , Posteriormente,
0 acompanhamento de 48
semanas, publicado no *The
Lancet Haematology*,
demonstrou manutengdo dos
beneficios hematoldgicos e da
resposta clinica ao longo do
tempo, reforgando a
consisténcia e a durabilidade
dos resultados observados., ,
Considerando que a HPN
apresenta importante
heterogeneidade clinica e que
nem todos os pacientes
respondem adequadamente
as terapias atualmente
disponiveis, a incorporagdo da
pegcetacoplana podera
ampliar as opgdes
terapéuticas disponiveis no
SUS, permitindo maior
individualizagdo do
tratamento e melhor

52 - Ndo possuo estudos
econdémicos
independentes adicionais
a apresentar além
daqueles ja avaliados pela
CONITEC,, , Entretanto,
considero importante
destacar que a
incorporagdo de terapias
capazes de melhorar o
controle clinico da
Hemoglobindria
Paroxistica Noturna (HPN)
pode reduzir a carga
assistencial decorrente da
doenga, especialmente
em pacientes que
permanecem com anemia
residual, fadiga
importante, hemolise
persistente e necessidade
frequente de
transfusdes., , Além do
impacto direto sobre a
salide dos pacientes, o
melhor controle da
doenga pode contribuir
para maior autonomia,
produtividade e qualidade
de vida, reduzindo custos
indiretos relacionados a
incapacidade funcional,
afastamentos do trabalho
e utilizagdo recorrente de
servigos de saude., ,
Reforgo, contudo, que a
andlise econdmica
detalhada deve
considerar os estudos
técnicos apresentados
pelos proponentes e
avaliados pela CONITEC.,
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atendimento as necessidades
de pacientes que
permanecem com anemia
residual, hemdlise
persistente, fadiga
incapacitante ou necessidade
de transfusdes., , 1. Hillmen
P, Szer J, Weitz IC, R6th A,
Hoéchsmann B, Panse J, et al.
*Pegcetacoplan versus
Eculizumab in Paroxysmal
Nocturnal Hemoglobinuria*.
N EnglJ Med. 2021,
384(11):1028-1037.
doi:10.1056/NEJM0a2029073.
,, 2. Peffault de Latour R, Szer
J, Weitz IC, R6th A,
Hochsmann B, Panse J, et al.
*Pegcetacoplan versus
eculizumab in patients with
paroxysmal nocturnal
haemoglobinuria (PEGASUS):
48-week follow-up of a
randomised, open-label,
phase 3, active-comparator,
controlled trial*. Lancet
Haematol. 2022, 9(9):e648-
€659. doi:10.1016/52352-
3026(22)00210-1.
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12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
A pegcetacoplana representa uma estratégia
terapéutica direcionada ao complemento
proximal, atuando por um mecanismo
fisiopatoldgico distinto do dos inibidores do
complemento C5., As evidéncias atualmente
disponiveis sugerem beneficio em desfechos
como niveis de hemoglobina, redugdo da
necessidade transfusional e melhora da
qualidade de vida em pacientes com resposta
hematoldgica inadequada aos inibidores do
complemento C5. Embora existam limitagdes
inerentes as evidéncias disponiveis e ndo haja
comparagdes diretas robustas com outras
terapias dirigidas ao complemento proximal, a
pegcetacoplana constitui uma alternativa
terapéutica para esse subgrupo especifico de
pacientes., Na avaliagdo da ABHH, essa
tecnologia representa uma alternativa
terapéutica para um subgrupo especifico de
pacientes com HPN em uso de terapia anti-C5 e
que permanecem com anemia sintomatica
relacionada a hemdlise extravascular,
contribuindo para ampliar as opgdes
terapéuticas atualmente disponiveis para essa
condicgdo clinica. A selegdo adequada dos
pacientes candidatos ao tratamento constitui
um elemento fundamental para maximizar os
beneficios clinicos da terapia e para o uso
racional da tecnologia no SUS., , LER NA
INTEGRA O PARECER ANEXO

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

22 - Sim, Qual: Pegcetacoplana para o tratamento de
pacientes adultos com hemoglobinuria paroxistica
noturna previamente tratados com inibidores do
complemento., Positivo e facilidades: A pegcetacoplana
apresenta caracteristicas especificas de administracdo que
devem ser consideradas no planejamento de sua
implementagdo no SUS. O tratamento requer
administragdo infusional por via subcutanea, duas vezes
por semana, utilizando dispositivo especifico de infusdo,
com durag¢do de 30 a 60 minutos por aplicagdo. Essas
caracteristicas devem ser consideradas tanto sob a
perspectiva da organizagdo da assisténcia quanto da
experiéncia do paciente em tratamento crénico, devendo
ser contempladas no planejamento dos servigos
responsaveis pelo acompanhamento da doenga e pela
administracdo da terapia., A implementagdo da tecnologia
deverd contemplar protocolos assistenciais bem definidos,
com critérios para treinamento, monitorizagao e
seguimento dos pacientes, de modo a favorecer a
utilizagdo apropriada da terapia no contexto do SUS. Sua
utilizagdo implica necessidades especificas relacionadas a
organizagdo da assisténcia, incluindo a disponibilizagdo
dos dispositivos e insumos necessarios a administragdo, o
treinamento adequado dos pacientes e/ou cuidadores, a
orientagdo quanto ao manejo da terapia e a estrutura
para acompanhamento clinico, laboratorial e dos aspectos
relacionados as aplicagGes subcutaneas., , LER NA
{NTEGRA O PARECER ANEXO, , Negativo e dificuldades:
N&o ha

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

42 Evidéncias clinicas:

42 - A pegcetacoplana
representa uma estratégia
terapéutica direcionada ao
complemento proximal,
atuando por um mecanismo
fisiopatoldgico distinto do dos
inibidores do complemento
C5., As evidéncias atualmente
disponiveis sugerem beneficio
em desfechos como niveis de
hemoglobina, redugdo da
necessidade transfusional e
melhora da qualidade de vida
em pacientes com resposta
hematoldgica inadequada aos
inibidores do complemento
C5. Embora existam
limitagGes inerentes as
evidéncias disponiveis e ndo
haja comparacgées diretas
robustas com outras terapias
dirigidas ao complemento
proximal, a pegcetacoplana
constitui uma alternativa
terapéutica para esse
subgrupo especifico de
pacientes., Na avaliagdo da
ABHH, essa tecnologia
representa uma alternativa
terapéutica para um
subgrupo especifico de
pacientes com HPN em uso
de terapia anti-C5 e que
permanecem com anemia
sintomatica relacionada a
hemdlise extravascular,
contribuindo para ampliar as
opgoes terapéuticas
atualmente disponiveis para
essa condigdo clinica. A
selecdo adequada dos
pacientes candidatos ao
tratamento constitui um
elemento fundamental para
maximizar os beneficios
clinicos da terapia e para o
uso racional da tecnologia no
SUS.,,,, LER NA INTEGRA O
PARECER ANEXO,

52 Estudos
economicos:

52 - Na avaliagdo da
ABHH, a pegcetacoplana
amplia as possibilidades
terapéuticas para
pacientes com HPN que
permanecem com
resposta hematoldgica
inadequada aos inibidores
do complemento C5,
particularmente quando a
hemolise extravascular
constitui o principal
mecanismo responsavel
pela persisténcia da
anemia sintomatica., Sua
utilizagdo deve estar
inserida em uma linha de
cuidado estruturada,
contemplando critérios
objetivos de indicagdo,
selecdo adequada dos
pacientes, monitorizagdo
sistematica da resposta
terapéutica e
planejamento apropriado
de sua implementacdo,
de modo a maximizar os
beneficios clinicos
observados nos estudos e
sua aplicagdo na pratica
assistencial do SUS., A
implementagdo da
tecnologia devera
considerar, além da
efetividade clinica e dos
aspectos econdmicos
avaliados pela CONITEC,
0s requisitos necessarios
a sua utilizacdo segura e
efetiva na pratica
assistencial, incluindo
suas caracteristicas de
administragdo, a
organizacdo da rede de
atendimento e o
acompanhamento
especializado dos
pacientes., O Comité de
Faléncias Medulares e de
Glébulos Vermelhos da
ABHH coloca-se a
disposi¢do da CONITEC
para contribuir
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tecnicamente com o
aprimoramento da linha
de cuidado da
hemoglobinuria
paroxistica noturna no
Brasil, sempre com o
objetivo de promover
uma assisténcia baseada
em evidéncias, equitativa,
de elevada qualidade e
alinhada as melhores
evidéncias cientificas
disponiveis e as
necessidades da realidade
assistencial brasileira., ,
LER NA INTEGRA
PARECER ANEXO,

Pagina 84 de 97



Contribuiu
como:

nido, comentario:

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

32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas:

efeitos, facilidade, dificuldade:

52 Estudos
economicos:

Profissional de
saude

06/07/2026

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
Hemoglobinuria Paroxistica Noturna (HPN) é
uma doenga rara, cronica e potencialmente
grave, cuja evolugdo clinica varia amplamente
entre os pacientes. Embora os inibidores de C5
tenham transformado o tratamento da doenga,
uma parcela importante dos pacientes
continua apresentando anemia, hemdélise
extravascular, fadiga e necessidade de
transfusGes, demonstrando que ainda existem
necessidades terapéuticas ndo plenamente
atendidas. Nesse contexto, considero que a
incorporagdo da pegcetacoplana representa
uma oportunidade de ampliar as opg¢des
terapéuticas disponiveis no SUS para pacientes
que permanecem com atividade da doenca
apesar do tratamento prévio com inibidores do
complemento.

22 - Sim, Qual: pegcetacoplana, Positivo e facilidades: As
evidéncias apresentadas no relatério demonstram que a
pegcetacoplana promove melhora dos niveis de
hemoglobina, reduz a necessidade de transfusGes e
proporciona melhora da fadiga e da qualidade de vida
quando comparada ao eculizumabe em pacientes
previamente tratados. Além disso, os estudos de extensdo
sugerem manutengdo desses beneficios em longo prazo.
Outro aspecto relevante é sua administragdo por via
subcutanea, permitindo tratamento domiciliar e maior
autonomia ao paciente. Essa caracteristica reduz a
dependéncia de centros de infusdo, diminui
deslocamentos frequentes e pode favorecer a adeséo ao
tratamento, especialmente para pessoas que residem
distante dos servigos especializados. Outro fator
importante refere-se a possibilidade de modulagdo de
dose em situagdes especificas. Embora o relatério
reconhega limitagdes metodoldgicas e incertezas
decorrentes do nimero reduzido de estudos disponiveis,
também evidencia beneficios clinicos consistentes para
um grupo especifico de pacientes que permanece
sintomatico mesmo apos o uso de inibidores de C5. Trata-
se de uma populagdo com necessidade clinica claramente
identificada e ainda ndo plenamente contemplada pelas
opgoes atualmente disponiveis no SUS., Negativo e
dificuldades: Ndo considero que existam aspectos
negativos relevantes que contraindiquem a incorporagdo
da pegcetacoplana ao SUS. Seu uso é destinado a uma
populagdo bem definida de pacientes com HPN que
apresentam resposta insuficiente aos inibidores de C5 e
ocorre sob acompanhamento de equipes especializadas. A
monitorizagdo clinica continua permite avaliar a resposta
ao tratamento, identificar precocemente possiveis
eventos adversos e realizar os ajustes terapéuticos
necessarios, respeitando as caracteristicas e necessidades
individuais de cada paciente. Dessa forma, os potenciais
riscos inerentes ao tratamento podem ser
adequadamente manejados na pratica clinica, enquanto
os beneficios esperados para pacientes com necessidade
terapéutica ndo atendida tendem a superar essas
limitagGes.

32 - Sim, Qual: Eculizumabe, Positivo: O
eculizumabe representou um marco no
tratamento da Hemoglobintria Paroxistica
Noturna, sendo a primeira terapia direcionada
ao mecanismo da doenga e responsavel por
modificar sua histdria natural. Sua introdugdo
proporcionou redugdo da hemélise
intravascular, diminuigdo da necessidade de
transfusdes, redugdo do risco de eventos
trombaticos e melhora significativa da
sobrevida e da qualidade de vida dos pacientes.
Trata-se de uma tecnologia que transformou o
prognostico da HPN e salvou a vida de muitas
pessoas acometidas pela doenca., Negativo:
Embora o eculizumabe tenha revolucionado o
tratamento da HPN, algumas limitagdes
permanecem. A necessidade de infusGes
intravenosas a cada duas semanas exige
deslocamentos frequentes aos centros
especializados, gerando impacto na rotina
pessoal, familiar e profissional dos pacientes.
Além disso, parte dos pacientes continua
apresentando anemia residual, fadiga e
necessidade de transfus@es, evidenciando que
o bloqueio de C5 nem sempre proporciona
controle completo da doenga. Essas limitagdes
reforcam a importancia da disponibilidade de
novas opgdes terapéuticas para pacientes com
resposta clinica insuficiente.

42 - N3o
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12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
Manifesto meu apoio a incorporagdo da
pegcetacoplana para o tratamento de
pacientes com Hemoglobinuria Paroxistica
Noturna (HPN)., , Ao caminhar ao lado de
pessoas que convivem com doencgas raras,
aprendi que por tras de cada diagndstico existe
uma vida, uma familia e muitos sonhos.
Também aprendi que nem todos os pacientes
respondem da mesma forma ao tratamento e
que, para alguns, uma nova opgao terapéutica
pode representar a diferenga entre continuar
sofrendo ou voltar a ter esperanga., , Tive a
oportunidade de acompanhar pacientes que
recuperaram qualidade de vida e conquistaram
mais estabilidade apds o acesso a
pegcetacoplana. Ver essas mudangas me
mostrou que oferecer mais opgGes de
tratamento é oferecer mais oportunidades de
viver., , Por isso, apoio a incorporagdo da
pegcetacoplana no SUS. Acredito que toda
pessoa merece a chance de receber o
tratamento mais adequado para sua condi¢do
e de viver com mais saude, dignidade e
esperanca. Cada paciente que consegue ter
uma vida melhor faz com que essa decisdo
valha a pena.

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

22 - Sim, Qual: 2, Positivo e facilidades: Ao acompanhar de 32 - Ndo
perto a realidade de pessoas que vivem com HPN, percebi
que essa tecnologia representa esperanga para quem
ainda convive com sintomas mesmo apos o tratamento. A
possibilidade de controlar melhor a doenga, reduzir a
fadiga e devolver qualidade de vida pode transformar a
rotina e o futuro desses pacientes., Negativo e
dificuldades: Na minha percepg¢do, ndo identifiquei
aspectos negativos relacionados a tecnologia em si. O
maior desafio é que ela ainda ndo esta disponivel para
todos os pacientes que dela necessitam. Essa limitagdo
impede que pessoas que ndo respondem adequadamente
aos tratamentos atuais tenham acesso a uma alternativa
que pode melhorar significativamente sua saude e sua
qualidade de vida.

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:
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Profissional de
saude

06/07/2026

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
A pegcetacoplana atende um subgrupo
especifico de pacientes com HPN que, apesar
do tratamento regular com inibidores de C5,
persiste com anemia, fadiga e dependéncia
transfusional. Essa limitagdo é mecanistica: ao
bloquear C5, os inibidores vigentes deixam C3
livre, permitindo hemdlise extravascular que
nenhum ajuste de dose ou troca de fabricante
resolve. A pegcetacoplana atua em C3, a
montante, e é a Unica tecnologia com
evidéncia direta nesse subgrupo., , O estudo
PEGASUS demonstrou que 85% dos pacientes
tratados com pegcetacoplana ficaram livres de
transfusdo, contra 15% no grupo que manteve
eculizumabe, os mesmos pacientes,
selecionados por resposta inadequada
documentada. A avaliagdo de custo-utilidade
conduzida pelo Ministério da Saude confirmou
dominancia da pegcetacoplana frente ao
eculizumabe e ao ravulizumabe: menor custo e
maior efetividade simultaneamente, mantida
em 94% das simulagdes de Monte Carlo., , Na
andlise conjunta das tecnologias de segunda
linha apresentada na 282 Reunido
Extraordinaria, a pegcetacoplana posicionou-se
favoravelmente na fronteira de eficiéncia
frente a alternativa comparada, que
apresentou razdo de custo-utilidade
incremental desfavordavel. As Diretrizes
Metodoldgicas do Ministério da Saude
estabelecem que tecnologias fora da fronteira
devem ser objeto de analise de limiar para
negociagao de prego., , Seis agéncias
internacionais: NICE, SMC, HAS, CDA-AMC,
PBAC e IQWiG/G-BA, avaliaram as mesmas
evidéncias e chegaram a recomendagdo
favordvel. A necessidade médica ndo atendida
é real, reconhecida internacionalmente e ja
presente no SUS hoje, consumindo recursos
sem desfecho adequado.

dificuldade, outros efeitos: economicos:

22 - Nao

efeitos, facilidade, dificuldade:
32 - Nao a

Pessoa com a
condigdo de
saude

06/07/2026

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
Melhor qualidade de vida aos pacientes
portadores de HPN

22 - Sim, Qual: Eculizumab, Positivo e facilidades:
Melhora da qualidade de vida , Negativo e dificuldades:
Necessito de muitas infusdes
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Interessadoino 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32 - Nido 42 - A peg devera ser a_ Nio
tema Apeg é uma nova opgdo para os pacientes incorporada ao Sus para
com HPN. atender os pacientes que
06/07/2026 ndo respondem mais aos
inibidores terminais fazendo
com que esses pacientes
tenham uma ma qualidade
de vida. E nesse contexto a
peg atende todas as
necessidades médicas
devolvendo vida aos
pacientes.
Pessoa que 15—’.— Eu acho qug t.jeve ser incorporada rTo SU?, 22 - Nao 32 —‘S.im, Qual: Ela faz usq do gctjliztfmabe,. 43 - Com a medicacdo peg ela 52 - Ndo
convive ou cuida Minha <.esposa viaja 17 horas par? fa.zer mfusao Posm\{o: Ela melhora a d.lspf)smao., é anemia , tira mais o risco da viagem
de alguém com a do exulizumabe, com o peg ela ficaria mais na Negativo: A viagem que judia muito do pelo TFD, risco de trombose e
o sua casa com a familia , e diminuindo o risco de paciente pq s6 no Recife que faz infusdo, de esta emulizando.
condicdo de trombose pela viagem .
salde
06/07/2026
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12 Opinidao, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
PARA HEMOGLOBINURIA PAROXISITICA
NOTURNA EXISTEM POUCAS OPCOES
TERAPEUTICAS, SENDO QUE MUITAS DELAS
NAO LEVAM A UM BOM DESFECHO PARA O
PACIENTE. O PEGCETACOPLANA E UMA OTIMA
ALTERNATIVA E PODE SER A MELHOR
ALTERANATIVA PARA PACIENTES COM HPN.
ESTUDOS MOSTRAM A SUPERIORIDADE DESTE
FARMACO EM RELAGAO AO ECULIZUMAB E
RAVALIZUMABE.

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

22 - Nao

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

32 - Sim, Qual: ECULIZUMABE, Positivo:
MELHORA DO NIVEL DE HEMOGLOBINA,
MELHORA CLINICA, DIMINUICAO DAS
TRANSFUSOES, POREM COM O ECULIZUMABE
MUITAS VEZES AINDA OCORRE A HEMOLISE E
HA POR VEZES A NECESSIDADE
TRANSFUSIONAL. , Negativo: MUITAS VEZES O
N{VEL DE HEMOGLOBINA MELHOROU POR
EXEMPLO PARA UM CASO DE APLASIA DE
MEDULA OSSEA , POREM NAO ULTRAPASSOU
A 7,0, NECESSITANDO AINDA DE TRANSFUSAO
SANGUINEA MUITAS VEZES. E TAMBEM A
HEMOLISE PERSISTE.

42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
economicos:

42 - Foram incluidos seis 2-Nao
estudos, sendo cinco
comparando pegcetacoplana,
versus eculizumabe (um
estudo pivotal e quatro
analises post hoc), e um
estudo de comparagdo,
indireta entre pegcetacoplana
e ravulizumabe. No estudo
pivotal PEGASUS,
pegcetacoplana, mostrou
superioridade em relagdo a
eculizumabe nos niveis de
hemoglobina, com uma,
diferenga média ajustada de
3,84 g/dL (p<0,001), e 85%
dos pacientes tratados com,
pegcetacoplana ndo
necessitaram mais de
transfusées (p<0,001). Houve
uma redugdo na, contagem
de reticulécitos com
pegcetacoplana e um
aumento com eculizumabe
(mudangas, médias
ajustadas, -136+7x109/L e
28+12x109/L,
respectivamente). As
pontuagdes da FACIT-F,
indicaram melhora na
qualidade de vida com
pegcetacoplana (IC95%: 5,49
a 18,25). A ndo, inferioridade
ndo foi demonstrada para a
mudanga nos niveis de LDH
(mudanga média ajustada, da
linha de base foi de -15+42,7
U/L no grupo pegcetacoplana
e-10+71 U/L no grupo,
eculizumabe). Em termos de
seguranga, 0s eventos
adversos mais comuns foram
reagdes no, local da injegdo,
diarreia, hemdlise disruptiva,
dor de cabega e fadiga, com
incidéncias variando, entre os
dois grupos. Na comparacgdo
indireta, pegcetacoplana
apresentou resultados,
superiores a ravulizumabe em
desfechos hematolégicos,
clinicos e de qualidade de
vida., Pegcetacoplana
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22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

12 Opinidao, comentario:

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

52 Estudos
economicos:

42 Evidéncias clinicas:

também foi associada a uma
normalizagdo dos niveis de
LDH, auséncia de, transfusdes
e a melhorias significativas na
fadiga, estado de saude
global, funcionamento fisico,
e sintomas de fadiga em
comparagdo com
ravulizumabe.

Pessoa que 19.— Eu acho que deve s.er incorporada no'SUS, 2- Ndo 42 - N3o a_ Nio
. . A incorporagdo do medicamento no SUS é
convive ou cuida )
; fundamental para garantir uma melhor
de a|gu~em Gelm & qualidade de vida a todos os pacientes
condicdo de portadores de HPN, bem como suas
salde respectivas familias, principalmente aos que
07/07/2026 convivem ?0 dia a dia com a pessoa portadora
da enfermidade.
Pessoa que %Q - Eu acho que deve ser i.ncozporada no SUS, 2-Ndo 32- Sim, Qual: Ecglizur.nab'e / SoIirgs, Positivo: 42 - N3o 52_ N3o
convive ou cuida E um medicamento de aplicagdo sub cutanea, O eculizumabe foi o primeiro medicamento
, onde o paciente pode, usar em casa. E isso para esta doenga, e teve seu, papel importante
de alguém com a evita idas ao hospital, maior autonomia. Reduz, de salvar vidas., Negativo: O medicamento tem
condicdo de faltas ao trabalho. Controla melhor a hemolise duragdo de apenas duas semanas, tornando,
saude intra e extra vascular. necessdrias infusdes a cada 14 dias. Essa
07/07/2026 frec!uéncia impacta, diretamente a rotina dos
pacientes, com faltas ao trabalho,,
deslocamentos constantes ao hospital, custos
financeiros e menos, tempo para a convivéncia
com a familia. Além disso, ele ndo atua em,
toda a cascata da doenga e, para muitos
pacientes, deixa de ser, suficiente ao longo do
tempo, sendo necessdria a utilizagdo de outras,
opgBes de tratamento.
Pessoa que 12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 22 - Ndo 32- Nao 42 - N3o 52._ N3o

convive ou cuida
de alguém com a
condigdo de
salde

07/07/2026

Sou favoravel a incorporacdo, pois garantir
mais uma opgdo de medicamento é vital para a
sobrevivéncia dos pacientes com HPN.
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12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
Como paciente diagnosticada com
Hemoglobindria Paroxistica Noturna (HPN),
manifesto meu total apoio a incorporagdo de
novas tecnologias para o tratamento desta
patologia no sistema publico de saude., , Antes
de iniciar a medicagdo, apresentei um quadro
grave de trombose, que evoluiu para uma
embolia pulmonar, colocando minha vida em
risco iminente., , Apds o inicio do tratamento
com o medicamento, meu quadro clinico
apresentou uma estabilizagdo significativa. Ndo
vivenciei novos episddios de trombose, os
sintomas graves da doenca foram controlados
e meus exames laboratoriais se normalizaram,
permitindo o resgate da minha qualidade de
vida e seguranga fisica., , Diante do sucesso do
meu tratamento, ressalto que a ampliagdo das
opgdes terapéuticas disponiveis no sistema de
saude é fundamental. Garantir o acesso a
novas alternativas de medicamentos oferece
maior seguranga aos pacientes, permitindo a
individualizagdo do tratamento e o manejo
adequado de uma doenga tdo complexa e
limitante.

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

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

32 - Sim, Qual: Eu fago uso do Eculizumabe
(Soliris). , Positivo: O aspecto positivo é que
apos o inicio do tratamento com o
medicamento, meu quadro clinico apresentou
uma estabilizagdo significativa. Nao vivenciei
novos episddios de trombose, os sintomas
graves da doenga foram controlados e meus
exames laboratoriais se normalizaram,
permitindo o resgate da minha qualidade de
vida e seguranca fisica., Negativo: O aspecto
negativo é o intervalo das infusdes (a cada 15
dias), sendo necessario um trabalho de logistica
e da rotina.

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

Pagina 91 de 97



Contribuiu
como:

Profissional de
saude

07/07/2026

nido, comentario:

12 - Ndo tenho opinido formada, Gostaria de
destacar alguns aspectos que considero
relevantes para a avaliagdo da incorporagdo da
pegcetacoplana no Sistema Unico de Satde
(SUS), especialmente relacionados a
implementagdo da tecnologia, ao perfil de
seguranga em longo prazo e a experiéncia em
pratica clinica., Embora a pegcetacoplana
represente uma estratégia terapéutica para
pacientes com HPN, sua administragdo exige
um dispositivo de infusdo subcutanea, com
aplicagGes duas vezes por semana, além da
necessidade de conservagdo sob refrigeragdo.
Essas caracteristicas tornam o tratamento mais
complexo quando comparado a terapias que
dispensam dispositivos de infusdo ou possuem
esquemas menos frequentes., No contexto do
SUS, é importante considerar os desafios
relacionados ao letramento dos pacientes, a
capacidade de treinamento dos pacientes e
cuidadores, a adesdo ao tratamento e as
condi¢des adequadas para armazenamento e
manipulagdo da medicagdo. Esses fatores
podem impactar diretamente a efetividade
observada na prética clinica e aumentar a
necessidade de suporte pelas equipes
assistenciais., Outro aspecto que merece
atengdo é o perfil de seguranga em longo prazo
que mostram a ocorréncia de hemolise de
escape em aproximadamente 28% dos
pacientes em trés anos de acompanhamento,
sendo a maioria dos episddios classificados
como moderados ou graves. Considerando que
a hemolise de escape esta associada ao risco
de trombose, agravamento da anemia,
aumento da necessidade transfusional e
potencial piora da qualidade de vida, esse é um
evento adverso de elevada relevancia clinica.
Dessa forma, considero fundamental que, na
avaliacdo da incorporagdo da pegcetacoplana
ao SUS, sejam ponderados ndo apenas os
resultados de aumento de hemoglobina, mas
também a viabilidade de implementagdo da
tecnologia, a complexidade de administragdo,
o potencial impacto sobre a adesdo e o perfil
de segurancga observado a curto, médio e em
longo prazo e em estudos de vida real.

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

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

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:
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Contribuiu 12 Opinidao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Pessoa que 12 - Ndo acho que deve ser incorporada no 22 - Ndo 32 - Sim, Qual: Soliris, Positivo: Melhorou a a . N3o a_ Nio
convive ou cuida SUS, Todo medicagdo que contribua para a qualidade de vida do doente. Com o uso do
, melhor qualidade de vida do doente, deve ser remédio passou a ter vida normal. , Negativo:
de al{guwem coma incorporada. Atualmente o doente viaja 12 horas para fazer
cot]jlgao de ainfusdo., de 15 em 15 dias.
saude
07/07/2026
PSSR @56 & 2- Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2. Nio 2 - Sim, Qual: Atualmente, utilizo o a - N3o 52 _ N3o
condic3o de A incorporagdo da Pegcetacoplana no SUS é Eculizumabe, mas continuo sofrendo com
3 fundamental porque oferece uma nova chance episddios frequentes de hemdlise e anemia
salde de sobrevivéncia e dignidade para os pacientes debilitante. Além da falta de controle eficaz da
07/07/2026 com Hemoglobinuria Paroxistica Noturna doenga, a rotina de ir ao hospital a cada 14 dias
(HPN). para receber a medicagdo por via intravenosa
gera um desgaste fisico extremo e afeta
gravemente o meu psicolégico., Positivo: O
Eculizumabe é o tratamento que me mantém
viva., Negativo: Embora o Eculizumabe seja o
medicamento vital que mantém os pacientes
com HPN vivos, ele apresenta limitagGes
importantes que justificam a incorporagdo da
Pegcetacoplana no SUS. O tratamento atual é
clinicamente incompleto para muitos
pacientes. Além disso, a rotina rigida de ir ao
hospital a cada 14 dias para receber a
medicagdo na veia gera um desgaste
psicoldgico severo e retira a autonomia de vida.
Pessoa que 2- Eu acho que deve ser incorporada no SUS, 2- Ndo 2.-Nédo a - N3o 52_ N3o

convive ou cuida
de alguém com a
condicdo de
saude

07/07/2026

Este medicamento pode ajudar os pacientes
que carregam HPN a ter uma melhor qualidade
de vida com a doenga controlada.
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22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos

Profissional de
saude

07/07/2026

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
A hemoglobinuria paroxistica noturna é uma
doenca caracterizada por hemdlise cronica,
com significativo impacto na qualidade de vida
dos pacientes portadores dessa condigdo. A
incorporacgdo do eculizumabe ao arsenal
terapéutico disponivel no SUS revolucionou a
histéria do tratamento da doenga, entretanto
alguns pacientes mesmo em uso da medicagdo
ainda cursam com hemdlise de escape,
mantendo provas de hemdlise elevadas e com
necessidade transfusional. , Os inibidores
proximais do sistema complemento (como
pegcetacoplan) surgem como medicamentos
de extrema importancia para o tratamento da
HPN, pois diante do seu mecanismo de agédo
promovem maior controle da hemdlise intra e
extravascular, resultando em melhora da
anemia, reducdo da dependéncia transfusional,
melhora de sintomas constitucionais (como
fadiga) e consequentemente melhor qualidade
de vida para os pacientes.

dificuldade, outros efeitos:

22 - Sim, Qual: Pegcetacoplan, Positivo e facilidades:
Redugdo significativa das provas de hemdlise com poucos
dias de uso da medicagdo, redugdo da necessidade
transfusional, Negativo e dificuldades: Ndo evidenciei
pontoa negativos

efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, Qual: Eculizumabe, Positivo: Melhor
controle de anemia, maior controle de provas
de hemdlise, melhor qualidade de vida dos
pacientes. , Negativo: Alguns pacientes ainda
apresentam dependéncia transfusional, e
provas de hemdlise elevadas

42 - A hemoglobinuria
paroxistica noturna é uma
doenga caracterizada por
hemdlise cronica, com
significativo impacto na
qualidade de vida dos
pacientes portadores dessa
condigdo. A incorporagdo do
eculizumabe ao arsenal
terapéutico disponivel no SUS
revolucionou a histéria do
tratamento da doenga,
entretanto alguns pacientes
mesmo em uso da medicagao
ainda cursam com hemdlise
de escape, mantendo provas
de hemdlise elevadas e com
necessidade transfusional. ,
Os inibidores proximais do
sistema complemento (como
pegcetacoplan) surgem como
medicamentos de extrema
importancia para o
tratamento da HPN, pois
diante do seu mecanismo de
acdo promovem maior
controle da hemdlise intra e
extravascular, resultando em
melhora da anemia, redugdo
da dependéncia transfusional,
melhora de sintomas
constitucionais (como fadiga)
e consequentemente melhor
qualidade de vida para os
pacientes. , , , Fontes: Gloria
F. Gerber, Robert A. Brodsky,
Pegcetacoplan for paroxysmal
nocturnal hemoglobinuria.
Blood 2022, 139 (23):
3361-3365., , Hillmen P, Szer
J, Weitz |, et al. Pegcetacoplan
versus eculizumab in
paroxysmal nocturnal
hemoglobinuria. N Engl J
Med. 2021, 384(11):1028-
1037,

economicos:
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nido, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
A HPN é um doenga que atinge cada paciente
de maneira Unica e, ha pessoas que ndo tem
resposta completa com a medicagao disponivel
atualmente.

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

dificuldade, outros efeitos:

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

32 - Sim, Qual: Uso Eculizumabe, Positivo:
Houve melhora nos exames hematolégicos e
diminuigdo ao risco dos riscos de trombose,
Negativo: No meu caso, tive melhora com o
tratamento, mas minha resposta ndo foi
completa, tenho a Hemolise cldssica e a

intravascular, frequentemente tenho crises que

causam urina escura, cansago e muitos outros
sintomas. Além da necessidade de ir a cada 15
dias 0 ao hospital para realizar a infusao.

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

Profissional de
saude

07/07/2026

2- Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
O pegcetacopan é uma droga inibidora do
complemento proximal que temindicagdo em
pacientes com HPN que persistem com anemia
apesar do tratamento com eculizumab por
hemolise extravascular (HEV)., A HEV é uma
necessidade ndo atendida na HPN nomundo e
no Brasil ndo ha nenhuma droga incorporada
ao SUS com essa indicagdo. O uso via
subcutanea, 2 x na semana, traz ao paciente a
possibilidade de reduzir suas idas ao centro de
infusdo, assim como a autonomia em decidir
qual o melhor hodrio para aplicagdo da
medicagdo., Alguns pacientes com HPN
tratados com eculizumab continuam
apresentando fadiga leve a moderada que
impacta na sua qualidade de vida de forma
global, assim como também hd casos em que
mesmo com eculizumab haja necessidade de
transfusdo mesmo com a HIV controlada pelo
eculizumab (tendo sido afastado as causas de
insuficiencia medular).

2- Sim, Qual: Pegcetacopan, Positivo e facilidades: 1.
Melhora da Hemoglobina que em 1 semana ja estava
préxima ao normal e com 30 dias, havia normalizado. , 2.
Melhora no animo, disposi¢do dos pacientes e sensagao
de bem estar referida pelos mesmos., 3. Retorno as
atividades da vida diaria que estavam suspensas pela
fadiga crénica., 4. Os pacientes tiveram facilidade na auto
aplicagdo da medicagdo., 5. Ndo houve queixas sobre dor
ou ardor no local da infusdo da medicagdo., 6, O
dispositivo de controle da infusdo SC é pequeno, pratico,
de facil manuseio, estéril e de uso Unico, além de ndo
limitar o movimento dos pacientes durante a aplicagdo.,
Negativo e dificuldades: , Por ser 2 x na semana, SC, o
tempo de meia vida pode levar a um escape hemolitico
farmacodinamico se houver um fator amplificador do
complemento nos dias proximos a nova aplicagdo da
medicagdo.

2- Sim, Qual: Iptacopan, Positivo: Houve
normalizagdo dos niveis de hemoglobina,
independéncia transfusional e melhora da
qualidade de vida. A droga é oral e portanto de
facil armazenamento., Negativo: Como toda
medicagdo de uso ndo supervisionado pela
equipe multiprofissional, fica o medo de nédo
haver a adesdo adequada da posologia (1 cp
duas x ao dia),

42 -0 PEGASUS E UM estudo
fase 3 que compara o
pegcetacoplana com o
eculizumab em pacientes
portadores de hpn que
tinham anemia persistente
mesmo em uso do
eculizumab. Foi observado a
superioridade do
pegcetacoplana no controle
da HIV e HEV com maior
elevagdo da Hg e melhor
controle do DHL O brago do
pegcetacopaplana teve
menor necessidade de
transfusdo., Hillmen P, Szer J,
Weitz IC, et al. ,
Pegcetacoplan versus
Eculizumab in Paroxysmal
Nocturnal Hemoglobinuria. ,
New England Journal of
Medicine. 2021,
384:1028-1037.

52 - Apesar de ndo haver
dados econémicos
robustos (maduros) por
ser uma tecnologia nova,
é muito provavel que haja
um custo-beneficio
indireto ao evitar as idas
ao hospital para infusdo
do eculizumab, reduzir
necessidade
transfusional, liberar a
equipe profissional do
centro infusional para
outros pacientes, reduzir
custo de transporte,
retorno do paciente a sua
vida econémica produtiva.
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12 - Eu acho que deve ser incorporada no SUS,
Uma parte da populagdo diagnosticada com
HPN apresenta pouca resposta ao
Eculizumabe/Soliris, atual tratamento
disponivel, em razdo deste ser um inibidor de
C5 proximal do sistema complemento. Neste
caso, outra possibilidade terapéutica, o
Pagcetacoplan, que é inibidor de c3 proximal,
melhora os niveis de hemoglobina, fadiga e
dispensa a necessidade de transfusdo de
sangue, trazendo qualidade de vida a esses
pacientes. Tem-se que o remédio foi aprovado
para o tratamento de primeira escolha para
pacientes com HPN nos EUA e, também, aos
pacientes com anemia persistente depois de
pelo menos 3 meses de tratamento com anti-
C5 na Europa.

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

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

32 - Sim, Qual: ECULIZUMABE (SOLIRIS), 2 - N3o
Positivo: Com seu poder de diminuir a
hemolise, visivel pela expressiva redugdo da
DHL, pude sobreviver a uma doenga mortal, a
HPN, voltar a ter vida, satde e me livrar de
internages em UTI, transfusGes de sangue e
plaguetas, infecgdes e de dores que eram
tratadas com altas doses de morfina. Pude
voltar ao trabalho apds um total de 3 anos de
licenga médica e quase aposentadoria por
invalidez, e me tornar um servidor publico
federal mais produtivo (Delegado de Policia
Federal), embora a rotina de infusGes atrapalhe
o pleno desempenho de minhas atividades que
demandam atividades externas, e viagens pelo
Brasil (e também ao exterior)., Negativo: Com o
Eculizumabe/Soliris, que uso a cada 14 dias,
tive boa resposta, mas tive que diminuir o
periodo entre infusdes para a cada 10 dias e
depois a cada 12 dias, pois continuei tendo
hemolise, o que fez com que eu tivesse maior
necessidade de comparecer a clinica devido ao
pequeno intervalo das infusGes, Com o atual
remédio Soliris, os custos do governo sdo
maiores (muito mais frascos, gastos com
transportadoras devido a maior quantidade de
entregas, custo de armazenamento), assim
como o custo do uso e ocupagao de instalagdes
médicas (leitos/poltronas e servigos) das
clinicas e hospitais ser maior devido a
quantidade de infusdes (ao invés de ir 1 vez a
clinica a cada 2 meses com o novo remédio,
hoje o paciente precisa ir no minimo 4 vezes, 2
por més). E ndo cobre hemdlise extravascular!,
A quantidade mensal de infusdes do Soliris
também atrapalha bastante os pacientes que
trabalham, como é meu caso, pois precisam
fazer infusdes durante o expediente (poucos
servigos médicos funcionam no final de
semana) e ha muita dificuldade ou mesmo
impossibilidade de viagens obrigatérias do
trabalho, que também é o meu caso. Outros
pacientes ja enfrentaram demissdes por ndo
poderem responder as necessidades do
trabalho (viagens ou disponibilidade durante
toda a semana), ou mesmo entram com
pedidos de auxilio doenga ou aposentadoria
(tudo isso seria menos frequente com as
infuses a cada 2 meses)., Ainda, a infusdo do
Soliris, endovenosa, a cada 14 dias prejudica as
veias dos pacientes, que ficam fracas, enquanto
no Ravulizumabe a infusdo possui intervalo
maior, preservando as veias e a saude do

52 Estudos
economicos:
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22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:
paciente (ja estou com as veias enfraquecidas,
pele manchada com hematomas, as vezes trés
tentativas de pegar o acesso venoso e sem
sucesso, veias estouram ou ndo refluem
sangue).

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:
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