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RELATORIO PARA
SOCIEDADE

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

IVACAFTOR PARA PACIENTES ACIMA DE 6 ANOS QUE
APRESENTEM UMA DAS SEGUINTES MUTACOES DE

GATING (CLASSE 1II), G3aID, G1244E, G1349D, G1/3R,
G9913, S1251N, S1255P, S549N OU S549R
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Este documento é uma versao resumida do relatorio
tecnico da Comissao Nacional de Incorporacao de Tec-
nologias no Sistema Unico de Satide — Conitec e foi ela-
borado numa linguagem simples, de facil compreensao,
para estimular a participacao da sociedade no processo
de Avaliacao de Tecnologias em Saude (ATS) que antece-
de a Incorporagao, exclusao ou alteragao de medicamen-
tos, produtos e procedimentos utilizados no SUS.

As recomendacoes da Comissao sao submetidas
a consulta publica pelo prazo de 20 dias. Apos anali-
sar as contribuicoes recebidas na consulta publica, a
Conitec emite a recomendacao final, que pode ser a
favor ou contra a incorporacao, exclusao ou alteragao
da tecnologia analisada.

A recomendacao final ¢, entao, encaminhada ao
Secretario de Ciencia, Tecnologia, Inovacao e Insu-
mos Estratégicos em Satdde do Ministério da Saude -
SCTIE/MS, que decide sobre quais tecnologias em sau-
de serao disponibilizadas no SUS.

Para saber mais sobre a Conitec, acesse:

conitec.gov.br



http://conitec.gov.br

0 que é Fibrose Cistica?

A Fibrose Cistica (FC) ou mucoviscidose é uma doenca
genética, mutacao do gene CFTR (regulador de condutan-
cia transmembrana da fibrose cistica), transmitida pelo pai
e pela mae, provocando um desequilibrio na producao de
secrecoes como muco e suor. As mutagoes sao classitica-
das de acordo com as alteracoes do gene CFTR, sendo a
mais frequente a mutacao Fo08del. As mutacoes 551D,
G1244E, G1349D, G1/8R, G551S, S1251N, S1255P S549N
ou SH49R foram encontradas em uma populacao bem
menor, sendo que as mutacoes G1349D, G1/3R, G551,
S1255P nao foram identificadas. Afeta os 0rgaos reprodu-
tores, pancreas, figado, intestino e pulmoes. 0s sintomas
e sinais sao infeccoes pulmonares, insuficiencia respira-
toria, ma digestao, sinusite cronica, presenca de gordura
nas fezes, tosse persistente € com muco, massas moles
no nariz, febre e perda de peso e déficits de crescimento,
diminuindo a qualidade e expectativa de vida do paciente.
0 diagnostico precoce é realizado através do teste do pe-
zinho e teste do suor e exames laboratoriais. A doenga nao
tem cura.
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RELATORI PARA IVACAFTOR PARA PACIENTES ACIMA DE 6 ANOS QUE APRESENTEM
UMA DAS SEGUINTES MUTAGOES DE GATING (CLASSE I1l). GS5ID,
SOCIEDADE G1244E. G1349D, G178R. G551S. S1251N. S1255P S549N OU S549R

Como os pacientes com fibrose cistica sao
tratados no SUS?

Os pacientes sao tratados de acordo com o Protocolo
Clinico e Diretrizes Terapéuticas (PCDT) de Fibrose Cis-
tica, publicada em setembro de 201/. O tratamento nao
medicamentoso € ofertado por uma equipe de profissio-
nais (médicos, nutricionistas, fisioterapeutas, enfermeiros,
psicologos, farmaceuticos e assistentes sociais. Também
¢ disponibilizado um suporte nutricional, fluidificacao das
secrecoes, tratamento das infeccoes respiratorias e casos
mais graves transplante de pulmao. Sao utilizados medi-
camentos inalatorios, de uso oral e intravenosos. O obje-
tivo do tratamento é de induzir e manter a melhora clinica
da doenca, aumentando a qualidade de vida do paciente.
Os medicamentos alfadornase e tobramicina sao oferta-
dos para pacientes de manifestacoes pulmonares e para
pacientes com insuficiencia pancreatica e recomendado o
uso de enzimas pancreaticas.

Medicamento analisado: ivacaftor

A Vertex Farmaceutica do Brasil Ltda solicitou a Coni-
tec a avaliagao de incorporacao de Ivacaftor para o tra-
tamento de pacientes acima de 6 anos que apresentem
uma das seguintes mutacoes de gating (classe lIl), G55ID,

G1244E, G1349D, G1/8R, G551S, S1251IN, S1255P S549N
ou S549R. 0 medicamento ivacaftor é indicado para trata-
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mento de pacientes com fibrose cistica com 6 anos de ida-
de ou mais, pesando Z25kg ou mais e que apresentam uma
das seguintes mutacoes de gating no gene CFIR: G351D,
G1244E, G1349D, G1/8R, G551S, S1251N, S1255P S549N
ou SH49R. 0 ivacaftor age na proteina defeituosa melho-
rando o fluxo das secrecoes, tornando menos espessas e
aliviando os sintomas da doenca. A Secretaria Executiva
da Conitec analisou os estudos desse medicamento quan-
to a seguranca, eficacia e economia comparando com o
tratamento de suporte e seus sintomas, considerou que
para pacientes maiores de 12 anos apresentou beneficios
na capacidade respiratoria e qualidade de vida e ganho de
peso, mas com efertos adversos graves. Fol estimado um
impacto orcamentario, acumulado em 5 anos, de mais de
R$ 280 milhoes atendendo entre 10 a 20 pacientes acima
de 6 anos.

Recomendacao inicial da Conitec

A Conitec recomendou Inicialmente a nao incorpora-
¢ao do ivacaftor para o tratamento da fibrose cistica em
pacientes com idade = 6 anos e =25 kg que apresen-
tam uma das seguintes mutacoes no gene CFTR: Gd1D,
G1244E, G1349D, G1/8R, G5513, S1251IN, S1255P S549N,
SH4A9R. Esse tema foi discutido durante a 882 reuniao or-
dinaria da Comissao, realizada nos dias 7, 8 e 9 de julho
de 2020. Na ocasiao, o Plenario considerou o curto tempo
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de acompanhamento dos pacientes (48 semanas) e o alto
custo do medicamento, atendendo pacientes especificos
com mutacoes G551D, acima de 12 anos. Faz-se necessa-
rio, também, realizar exames de genotipagem especificos.

0 assunto esteve disponivel para consulta publica n® 38,
durante 20 dias, no periodo de 12/08/2020 a 31/08/2020,
para receber contribuicoes da sociedade (opinioes, suges-
toes e criticas) sobre o tema.

Resultado da consulta publica

Foram recebidas 10.735 contribuicoes, sendo 318 téc-
nico-cientificas e 10.417 sobre experiéncia ou opiniao. A
maioria discordou da recomendacao inicial da Conitec, ci-
tando o fato de nao haver outras drogas de mesma efica-
cia no Brasil e 0s bons resultados quanto a redugao dos
valores de cloreto no suor e a melhora da fungao pulmonar,
além de outros beneficios apontados no aspecto nutricio-
nal e na qualidade de vida.

Recomendacao final da Conitec

A Conitec, durante a 932 reuniao ordinaria, realizada
nos dias 3 e 9 de dezembro de 2020, recomendou a Incor-
poracao, no SUS, do ivacattor para pacientes acima de 6
anos, conforme estabelecido pelo Ministerio da Salde e
com reavaliacao apos trés anos de disponibilizacao pelo
SUS. Os membros consideraram que 0s estudos apresen-
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tadas mostraram reducao de valores de cloreto no suor e
melhora da funcao pulmonar. Porem, observaram que mais
estudos sao necessarios para estimar o beneficio clinico
real do medicamento, dai a necessidade de reavaliagao
em trés anos.

Decisao final

Com base na recomendacao da Conitec, o secretario de
Ciencia, Tecnologia, Inovacao e Insumos Estrategicos em
Saude do Ministerio da Salde, no uso de suas atribuicoes
legais, decidiu incorporar o ivacaftor para pacientes acima
de 6 anos, no ambito do Sistema Unico de Satide (SUS),
conforme estabelecido pelo Ministério da Salde e com re-
avaliacao apos trés anos de disponibilizagao da tecnologia
pelo SUS. O relatorio tecnico completo de recomendacao
da Conitec esta disponivel em: http://conitec.gov.br/ima-
ges/Relatorios/2020/20201231  Relatorio 981 Iva-
caftor  Fibrose-Cistica.pdf.
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