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RELATORIO PARA
SOCIEDADE

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

ALFAVESTRONIDASE

NO TRATAMENTO DE
MUCOPOLISSACARIDOSE TIPO VII
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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

0 que e a mucopolissacaridose tipo VII?

A mucopolissacaridose ou MPS é o termo utilizado para
denominar um grupo de doencas raras e hereditarias que
se caracterizam pela falta ou deficiencia de proteinas que
auxiliam as reagoes quimicas que acontecem no organis-
mo, importantes na digestao de determinados tipos de ag(-
cares no organismo (0s mucopolissacarideos). Por conta
dessa deficiencia, as pessoas com a doenca apresentam
alguns disturbios no funcionamento de seus 0rgaos.

Na mucopolissacaridose tipo VIl (MPS VII), também
chamada de sindrome de Sly, ocorre a falta da substan-
cia responsavel pela degradacao das glicosaminoglicanas
(GAGs), ocasionando 0 acumulo destes em tecidos e 0rgaos,
causando sintomas como atraso no desenvolvimento, re-
tardo mental, baixa estatura e dificuldade de locomocao,
problemas respiratorios e cardiacos e aumento do figado
e baco.

Por ser hereditaria, o tipo VIl pode ser transmitido de
pais para filhos, ainda que os pais nao manitestem a do-
enca. A expectativa de vida € reduzida devido as compli-
cagoes da doenca, cerca de 427 dos pacientes morrem
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até os 35 anos. Estima-se que, no mundo, sao registrados
menos de 200 casos por ano. A Sociedade Brasileira de
Genética apresentou um estudo, em 2019, em que foram
identificados 22 casos de MPS VII no periodo de 15 anos
no Brasil. Outro estudo revelou que, no Brasil, a doenca
atinge menos de 3 pessoas em cada 10 milhoes de nasci-
dos VIvos.

0 diagnostico precoce nem sempre € possivel, pois, 0S
pacientes podem apresentar diversas caracteristicas difi-
ceis de avaliar somente durante uma consulta médica. A
doenca pode ser detectada no exame de urina pela ausen-
cla da glicosaminoglicana e também por meio de testes
genéticos moleculares.

Como os pacientes com
mucopolissacaridose tipo VII
sao tratados no SUS?

Atualmente, nao ha Protocolo Clinico de Diretrizes Tera-
péuticas (PCDT) do Ministério da Salde para o tratamento
da mucopolissacaridose tipo VII. Porém, ja existem proto-
colos para o tratamento dos tipos |, I, IV A e VI. As opcoes
de tratamento para a MPS VIl consistem em terapia de
suporte e tratamento sintomatico a fim de melhorar a qua-
lidade de vida do paciente. As alternativas de tratamento
mais comuns sao as cirurgias (reparo da hérnia, protese
de quadril e fusao cervical), antibioticos e fisioterapia.
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Medicamento analisado:
alfavestronidase

A Ultragenyx Brasil Farmacéutica Ltda solicitou a Coni-
tec a avaliacao de Incorporacao da alfavestronidase para
tratamento de mucopolissacaridose VII. A altavestronida-
se atua degradando os GAGS acumulados no organismo. A
Conitec analisou os estudos que trataram dos resultados
esperados (eficacia), seguranga e impacto orgcamentario
do medicamento. A alfavestronidase demonstrou melhora
em varios aspectos analisados, como no teste de 6 me-
tros de caminhada, na fungao pulmonar, nos sintomas de
fadiga, na frequéncia escolar, nos habitos alimentares e
tambem diminuicao no uso de suporte respiratorio apos
164 semanas de tratamento. O medicamento foi conside-
rado seguro. Foi calculado um impacto orgamentario para
cinco anos de R$ 467 milhdes, com previsdes de gastos
médios anuais de R$ 93 milhdes.

Recomendacao inicial da Conitec

A Conitec recomendou Inicialmente a nao incorpora-
¢ao no SUS da altavestronidase para mucopolissacaridose
tipo VII. Esse tema foi discutido durante a 852 reuniao or-
dinaria da Comissao, realizada nos dias 4 e 5 de fevereiro
de 2020. Na ocasiao, o Plenario considerou que o tempo
de mercado e a experiencia clinica com o medicamento
nao sao considerados suficientes. Além disso, o impacto
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orcamentario é relevante e custara 3 milhoes de reais por
paciente por ano.

0 assunto esteve disponivel na consulta publica n° 03,
durante 20 dias, no periodo de 21/02/2020 a 11/03/2020,
para receber contribuicoes da sociedade (opinioes, suges-
toes e criticas) sobre o0 tema.

Resultado da consulta publica

Foram recebidas 83 contribuicoes, sendo 13 técnico-
-clentificas e 70 sobre experiéncia ou opinido. A maioria
das contribuigoes discordou da recomendacao preliminar
da Conitec. A principal evidéncia apresentada foi o estudo
de Harmatz e colaboradores (2020), que ainda nao tinha
sido publicado no momento da elaboracao do relatorio.
0 estudo evidenciou que o eferto da terapia de reposicao
enzimatica com alfavestronidase na diminuicao da excre-
¢ao urinaria de glicosaminoglicanos foi mantido durante o
periodo de acompanhamento dos pacientes. Além disso,
muitas contribuicoes citaram que o impacto orcamenta-
rio e alguns aspectos metodologicos, como peso medio e
quantitativo dos pacientes, estavam superestimados.

Recomendacao final da Conitec

A Conitec, durante a 882 reuniao ordinaria, realizada
no dia / de julho de 2020, recomendou a incorporagao da
alfavestronidase para o tratamento de mucopolissacari-
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dose tipo VIl, mediante avaliacao da efetividade e reapre-
sentacao para a Comissao apos trés anos e elaboracao
de Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas. A alteracao
da recomendacao preliminar foi devido ao recebimento de
evidencias que demonstraram seguranca e efetividade da
terapia, alem da possibilidade de reducao do impacto or-
gamentario se demonstrado que o0 peso médio e o0 numero
de pacientes serlam menores do que oS apresentados Ini-
clalmente.

Decisao final

Com base na recomendacao da Conitec, o secretario de
Ciencia, Tecnologia, Inovacao e Insumos Estratégicos do Mi-
nisterio da Saude, no uso de suas atribuicoes legais, decidiu
Incorporar a alfavestronidase para o tratamento de muco-
polissacaridose tipo VIl condicionado ao monitoramento dos
resultados, a reavaliacao pela Conitec apos tres anos de uso
e a elaboracao de Protocolo Clinico do Ministerio da Satde,
no ambito do Sistema Unico de Satide - SUS. O relatdrio téc-
nico completo de recomendacao da Conitec esta disponivel
em:  http://conitec.gov.br/images/Relatorios/2020/Relato-
no de Recomendacao Alfavestronidase mucopo-
issacaridose 040  2020.pdf.
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