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RELATORIO PARA
SOCIEDADE

Informagoes sobre recomendacoes de incorporacao
de medicamentos e outras tecnologias no SUS

TRANSPLANTE AI.DGENICO DE CELULAS-TRONCO
HEMATOPOIETICAS DE MEDULA OSSEA

PARA TRATAMENTO DE HEMOGLOBINURIA
PAROXISTICA NOTURNA

CONITEC
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Este relatorio € uma versao resumida do relatorio
técnico da Comissao Nacional de Incorporagao de Tec-
nologias no Sistema Unico de Satide — Conitec e foi ela-
borado numa linguagem simples, de facil compreensao,
para estimular a participagao da sociedade no processo
de Avaliacao de Tecnologias em Saude que antecede a
Incorporacao, exclusao ou alteracao de medicamentos,
produtos e procedimentos utilizados no SUS.

Todas as recomendacoes da Conitec sao subme-
tidas a consulta publica pelo prazo de 20 dias. Apos
analisar as contribuicoes recebidas na consulta pu-
blica, a Conitec emite a recomendacao final, que pode
ser a favor ou contra a incorporacao/exclusao/altera-
¢ao da tecnologia analisada.

A recomendacao da Conitec e, entao, encaminhada
ao Secretario de Ciencia, Tecnologia, Inovagao e Insu-
mos Estratégicos em Salde do Ministério da Saude
- SCTIE, que decide sobre quais medicamentos, pro-
dutos e procedimentos serao disponibilizados no SUS.

Para saber mais sobre a Conitec, acesse:

conitec.gov.br



http://conitec.gov.br

PARA TRATAMENTO DE HEMOGLOBINURIA
PAROXISTICA NOTURNA

0 que e a hemoglobinuria
paroxistica noturna?

A hemoglobindria paroxistica noturna (HPN) € uma do-
enca rara que pode ocorrer em qualquer idade, sendo a
maioria dos pacientes diagnosticados entre 30 e 50 anos.
F definida como uma anemia cronica, provocada por um
defeito na formacao da membrana das hemacias (células
vermelhas do sangue). O termo noturno esta relacionado
ao periodo em que se observa maior taxa de destruicao das
hemacias nas pessoas portadoras da doenca. O diagnos-
tico da HPN pode levar tempo ate a deteccao da alteracao
no sangue. Pacientes com a doenca também podem apre-
sentar sinais e sintomas nao relacionados ao sangue, tais
como alteracoes no Intestino, no coragao, nos pulmoes,
no cérebro e geniturinarios Porém, as principais causas de
morte dos pacientes com HPN sao trombose (formacao de
um coagulo sanguineo), infeccoes decorrentes da diminui-
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¢ao de celulas vermelhas, células brancas e plaquetas no
sangue, sindrome mielodisplasica (um tipo de cancer onde
a medula dssea produz células defeituosas ou imaturas)
ou outras doencas relacionadas a medula 0ssea, podendo
ainda ocorrer hemorragia fatal nos pacientes que estao
com pouca quantidade de plaquetas no sangue.

Como os pacientes com
hemoglobinuria paroxistica noturna
sao tratados no SUS?

0 tratamento da HPN inclui abordagens farmacologi-
cas ou nao farmacologicas. Tem como objetivo a atenua-
¢ao da anemia e dos episodios tromboembolicos. Algumas
das intervencoes sao 0 uso de transfusoes sanguineas,
anticoagulacao e suplementacao com acido folico e ferro.
A abordagem nao farmacologica mais usada é a transfu-
sao de sangue. Ja na abordagem farmacologica tem-se o
medicamento eculizumabe, incorporado ao SUS em 2013
(Portaria SCTIE/MS n® 77 de 17 dezembro de 2018). Res-
salta-se que Protocolo Clinico e Diretrizes Terapeuticas
(PCDT) da HPN est& em processo de elaboracao.
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Procedimento analisado:
transplante alogenico de celulas-tronco
hematopoieticas de medula ossea

A Secretaria de Ciencia, Tecnologia, Inovagao e Insu-
mos Estratégicos em Saude (SCTIE) solicitou a Conitec a
incorporacao do procedimento de transplante alogenico de
celulas-tronco hematopoiéticas de medula 0ssea para tra-
tamento de HPN.

OTransplantede Células-TroncoHematopoiéticas (TCTH)
¢ uma técnica utilizada no tratamento de varias doencas
do sangue. Sabe-se que as celulas que circulam no san-
gue (globulos vermelhos, gldbulos brancos e plaguetas)
decorrem de uma unica célula, chamada de célula-tronco
(ou também de “célula progenitora” ou de “célula proge-
nitora hematopoiética™). As celulas-tronco sao produzidas
na medula 0ssea e também sao encontradas em grande
quantidade no cordao umbilical. Desse modo, o0 TCTH con-
siste em fornecer ao paciente as células tronco que podem
ser retiradas dele proprio (transplante autologo), de um do-
ador compativel (transplante alogénico) ou até mesmo de
células do cordao umbilical. Assim, as células-tronco doa-
das (saudaveis) vao se abrigar na medula 0ssea, fazendo
com que ela produza novas celulas sanguineas normais.

A secretaria executiva da Conitec analisou os estudos
e constataram que o transplante tem alto potencial de
cura para os pacientes com HPN. Os estudos identificados

CONITEC



RELATORIO PARA TRANSPLANTE ALOGENICO DE CELULAS-TRONCO HEMATOPOIETICAS DE MEDULA
SOCIEDADE OSSEA PARA TRATAMENTO DE HEMOGLOBINURIA PAROXISTICA NOTURNA

apontaram que nao ocorreu evento trombotico nem rejei-
¢ao ao transplante. Em relacao a avaliagao economica, fol
considerada uma média de 3 pacientes por ano, represen-
tando um impacto orcamentario de R$ 2 milhdes, em um
periodo de 5 anos.

Recomendacao
inicial da Conitec

0 plenario da Conitec, na 812 reuniao ordinaria da Co-
missao, realizada nos dias 04 e 05 de setembro de 2019
considerou que o transplante tem um alto poder de cura
para 0s pacientes com a doenca. Sendo assim, a Conitec
recomendou Inicialmente a ampliagao de uso, no SUS, do
Transplante de Células-Tronco Hematopoiéticas para o tra-
tamento de hemoglobinuria paroxistica noturna, com fato-
res de risco para pior evolucao da doenga e morte.

0 assunto esta agora em consulta publica para receber
contribuicoes da sociedade (opinioes, sugestoes e criticas)
sobre 0 tema. Para participar, preencha o formulario ele-
tronico disponivel em: http://formsus.datasus.gov.br/site/
formulario.phpZid  aplicacao=20705.

0 relatorio tecnico completo de recomendacao da Co-
nitec esta disponivel em: http://conitec.gov.br/images/
Consultas/Relatorios/2019/Relatorio _ NT _ TCTH _
HPN CP 5/ 2019.pdf
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Resultado da consulta publica

0 tema foi colocado em consulta publica entre os dias
18 a 27/09/2019. Foram recebidas 3/ contribuigoes, sen-
do 2 técnico-cientificas e 35 de experiencia ou opiniao.
A maioria das contribuicoes concordou com a recomen-
dacao inicial da Conitec para ampliacao do uso do TCTH
para pacientes com HPN. Apos analise destas, o Plenario
manteve a recomendacao Inicial.

Recomendacao final da Conitec

A Conitec, durante a 822 reuniao ordinaria, realizada
nos dias 9 e 10 de outubro 2019, recomendou a ampliagao
do uso do transplante alogénico de células-tronco hema-
topoéticas de medula 0ssea para tratamento de pacientes
com hemoglobindria paroxistica noturna.

Decisao final

Com base na recomendacao da Conitec, o Secretario de
Ciencia, Tecnologia, Inovacao e Insumos Estratégicos em
Saude do Ministerio da Salde, no uso de suas atribuicoes
legais, decidiu pela ampliacao do uso do transplante aloge-
nico de células-tronco hematopoiéticas para o tratamento
de hemoglobinuria paroxistica noturna, conforme Protoco-
lo Clinico e Diretrizes Terapéuticas (PCDT) do Ministério da
Satide, no ambito do Sistema Unico de Satde - SUS.
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0 relatorio tecnico completo de recomendacao da Co-
nitec esta disponivel em: http://conitec.gov.br/images/
Relatorios/2019/Relatorio TransplanteCelHematopoieti-
cas _HemoglobinuriaParoxisticaNoturna.pdf.
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