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

ALFADAMOCTOGOGUE PEGOL PARA
PROFILAXIA SECUNDARIA EM PACIENTES COM

HEMOFILIA A, A PARTIR DE 12 ANOS,
PREVIAMENTE TRATADOS E SEM INIBIDOR
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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 sa-
de serao disponibilizadas no SUS.

Para saber mais sobre a Conitec, acesse:

conitec.gov.br



http://conitec.gov.br

0 que e a hemofilia?

A hemofilia & uma doenca hereditaria ligada ao cromosso-
mo X, que Se caracteriza por uma deficiencia ou anormalidade
na coagulacao sanguinea, isto e, na capacidade do sangue
de se tornar menos liquido para evitar perdas sanguineas e
reparar eventuais danos nos tecidos (por exemplo, no caso
de ferimentos). Ha dois tipos de hemofilia: @ hemofilia A e a
hemofilia B. Quando esse processo deficitario ocorre no fator
coagulante VIII (FVIII), trata-se de uma hemofilia do tipo A.

ferimento em
Vaso sanguineo
sangramento
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Ja a hemofilia B esta relacionada a deficiencia no fator
coagulante IX. Em 2016, havia 24.228 pacientes com coa-
gulopatias hereditarias no Brasil. Destes, 10.123 (41,78%)
sao acometidos pela hemofilia A e 1.996 (8,24%) pela he-
mofilia B. Na grande maioria dos casos, a hemofilia A é
transmitida a individuos do sexo masculino (em 2016, eles
correspondiam a 98,39% dos casos) por maes portadoras
da mutagao genética.

Nessa condicao de salide, a manifestacao clinica mais
frequente € a hemorragia musculoesquelética, que leva a
episodios de sangramento nas articulacoes. Eles afetam,
sobretudo, as articulacoes do joelho, tornozelo, cotovelo,
ombro e a que conecta o femur ao quadril. Quando isso
ocorre repetidamente em uma mesma articulacao, pode
se dar uma degeneracao progressiva e um consequente
aumento da dificuldade de executar atividades da vida
cotidiana.

A gravidade da doenca é estabelecida em fungao do
nivel de atividade do FVIII que o paciente possui. Des-
sa forma, a hemotilia A pode ser classificada como leve,
moderada ou grave. Nos casos graves, oS sangramentos
ocorrem frequentemente sem causa aparente. No Brasil, a
forma grave acomete 39,947% dos pacientes diagnostica-
dos com hemofilia A, enquanto as formas leve e moderada
corresponderiam a 24,58% e 22,657 dos casos, respec-
tivamente.

£¥ Conitec
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Como os pacientes com hemofilia sao
tratados no SUS?

Segundo o0 Manual de Hemofilia do Ministério da Sal-
de, o tratamento dos pacientes com hemofilia A requer a
administracao direta do FVIIl na corrente sanguinea. Ela
pode ser feita tanto sob demanda (tratamento do episodio
hemorragico) quanto para manter os niveis adequados do
FVIII no sangue (aplicacao profilatica), de forma a prevenir
a ocorrencia dos episodios hemorragicos.

A aplicagao profilatica do FVIII ¢ feita de duas manei-
ras: a intermitente (periodica e de curta duracao, em ge-
ral, de 3 a 12 meses, devido a sangramentos frequentes e
complicagoes) ou continua (uso regular continuo com in-
tencao de tratar por 52 semanas ao ano e tratamento por
pelo menos 45 semanas ao ano). A forma continua pode
se dar de trés maneiras: primaria, secundaria e terciaria. A
primaria envolve reposicao regular e continua previamente
a verificacao de alteragoes nas cartilagens articulares e,
por 1SS0, Se Inicla antes da segunda hemorragia articular e
até 0s 3 anos; a secundaria se realiza apos duas ou mais
hemorragias articulares, mas antes da detecgao de mu-
dancas nas cartilagens. Por fim, a forma terciaria e aquela
que se estabelece quando ja se detectou a existencia de
alteracao na cartilagem articular.

Os concentrados de FVIII podem ser classificados de
duas formas: produtos com meia-vida padrao e produtos

£¥ Conitec
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com mela-vida estendida. Basicamente, os produtos com
mela-vida estendida sao  degradados  mais
lentamente do que aqueles com meia-vida padrao,
ficando disponi-veis por mais tempo na corrente
sanguinea. Atualmen-te, o Programa de Coagulopatias
do Ministério da Saidde disponibiliza apenas o FVII
recombinante com meia-vida padrao.

Todos os pacientes devem ser cadastrados no registro
nacional de coagulopatias hereditarias  (Hemovida
WebCoagulopatias). Nele sao registradas informacoes de
uso dos medicamentos e da participacao dos pacientes nos
programas de profilaxia (primaria e secundaria).

Medicamento analisado:
alfadamoctocogue pegol

0 alfadamoctocogue pegol consiste em um FVIII recombi-
nante com mela-vida estendida. Como dito acima, esse tipo de
produto faz com que o FVIII fique por mais tempo no sangue,
0 que contribui para um aumento do intervalo entre as aplica-
¢0es e para uma maior protecao contra sangramentos. ISso
pode trazer diversos beneficios, tanto para o individuo quanto
para 0 sistema de saude: maior adesao ao tratamento, menor
numero de idas ao hemocentro, a viabilidade de oferecer o
tratamento profilatico aos pacientes que estao em tratamento
sob demanda, bem como a possibilidade de ter uma vida mais

£¥ Conitec
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ativa e independente, entre outros.

Apenas um estudo comparou a tecnologia em avalia-
¢gao com outros tratamentos baseados no FVII, inclusive
0 que ja esta disponivel no sistema publico de saude. O
estudo aponta que nao ha diferenca significativa entre a
tecnologia proposta e aquela ofertada pelo SUS no que diz
respeito ao seu efeito sobre a quantidade de episodios de
sangramento por ano. Vale dizer, contudo, que a qualidade
desse achado foi considerada baixa. Diante da escassez de
achados cientificos que demonstrassem a superioridade
do alfadamoctocogue pegol, a Bayer SA. realizou um pai-
nel com especialistas em hemofilia A que atuam no SUS e
em diferentes regioes do Brasil. Desse painel foi possivel
concluir que os pacientes que podem ser mais beneficia-
dos com 0 uso desse medicamento serilam aqueles com
mais episodios de sangramento, cujo organismo tem mais
dificuldade de absorver e metabolizar o medicamento, com
baixa adesao ao tratamento e alta atividade diaria.

A avaliacao economica considerou que a tecnologia
avaliada e aquela ja oferecida no SUS estao em condigoes
de 1gualdade em relacao ao seu desempenho, como apon-
tado anteriormente. A avaliagao economica partiu de dois
cenarios, um de base e um proposto. A unica diferenca
entre eles & a consideracao no cenario proposto de que
uma menor quantidade do alfadamoctocogue pegol é ne-
cessaria para conduzir o tratamento. Considerando o uso

£¥ Conitec
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do medicamento por toda a vida, com inicio do uso a par-
tir dos 12 anos de idade, verificou-se que a incorporagao
geraria uma economia por paciente de R$ 1.342.233,18 no
cenario base e de R$ 3.625.885,71 no cenario proposto.

Partindo da estimativa de que entre 30 e 40% dos
pacientes teriam perfil elegivel para a tecnologia em ava-
ilacao, foi possivel constatar que uma possivel incorpo-
racao poderia gerar uma economia de R 323.024.411,22
em cinco anos para os cofres publicos.

Perspectiva do Paciente

A chamada piblica para participar da Perspectiva
do Paciente no tema em questao ficou aberta no periodo
de 17/12/2020 a 07/01/2021. Quarenta e oito pessoas se
inscreveram. A indicacao dos representantes titular e su-
plente foi feita a partir de sorteio em plataforma online,
gravado e enviado a todos 0s Inscritos.

Durante a apreciacao Inicial do tema, ocorrida
na 52 Reunido Extraordinaria da Conitec, o paciente falou
sobre as aplicacoes do tratamento profilatico atualmente
disponivel no SUS. Ele diz que os pacientes aplicam o0 me-
dicamento em Si mesmos, mas que ainda assim € preciso
que desloquem ate o servico de saude, 0 que causa preju-
oS a vida escolar e ao cotidiano de trabalho. Ele colocou
que, apesar de nao saber precisamente qual & a meia-vida
do medicamento em avaliacao, supoe que por ele ter uma

£¥ Conitec
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meia-vida maior do que a alternativa disponivel hoje, pode
exigir uma menor quantidade de doses e, consequente-
mente, de deslocamentos. Isso, segundo ele, impactaria a
qualidade de vida do paciente.

Ele pontuou também que hoje ha apenas uma opgao
de fator recombinante de coagulacao para hemofilia dis-
ponivel no SUS. E como esses medicamentos sao adqui-
ridos internacionalmente, os pacientes ficam a mercé do
exito dessa compra. Ou seja, caso venha a acontecer al-
gum problema nesses tramites, o paciente fica sem trata-
mento. Nesse momento, falou sobre as hemorragias nas
articulacoes (hemartroses) e hemorragias musculares que
podem decorrer da falta de tratamento oportuno com o
uma questao que afeta a vida e a salide das pessoas com
hemofilia. Dessa forma, a incorporacao do alfadamoctoco-
gue poderia contribuir para que 1SS0 nNao mais 0COrresse.

0 paciente lembrou que os fatores de coagulacao sao
aplicados diretamente na veia, de maneira que, com uma
menor quantidade de aplicagoes, pode haver menos efel-
tos adversos decorrentes do uso repetido e frequente des-
sa via de administracao. Em relacao as criangas, lembrou
que as aplicacoes geram situagoes de desconforto para
elas e para os pais que aplicam o medicamento. Com 1SS0,
a diminuicao da quantidade de aplicagoes pode ter um im-
pacto positivo na qualidade de vida dos envolvidos.

Pontuou ainda que o menor nimero de aplicacoes po-

£¥ Conitec



: ALFADAMOCTOCOGUE PEGOL PARA PROFILAXIA SECUNDARIA
RELATORIO PARA EM PACIENTES COM HEMOFILIA A, A PARTIR DE 12 ANOS,
SOCIEDADE PREVIAMENTE TRATADOS E SEM INIBIDOR

deria representar uma economia para 0 governo, referen-
te tanto aos custos diretos de compra do medicamento,
quanto aos custos indiretos, ligados a menor necessidade
de deslocamento, faltas laborais/escolares e a eventuais
sequelas que podem repercutir negativamente na vida pro-
fissional e pessoal de pacientes e familiares. Ele também
deu o exemplo de pacientes com sequelas de hemartroses
que podem ficar impedidos de trabalhar ou de estudar, o
que gera custos, por exemplo, no pagamento de beneficios
previdenciarios, cirurgias, tratamentos de reabilitagao etc.
Em nivel macro, em uma perspectiva de meses ou anos,
essa diminuicao poderia ser bastante significativa.

A seguir, trouxe o relato de um dos varios pacientes em
tratamento com quem dialogou para montar sua apresen-
tacao. 0 homem teve danos nas veias devido as aplica-
coes, enfrentando dificuldades com 0 acesso venoso para
receber a medicacao. Nesse momento, o participante re-
tomou seu proprio exemplo. Contou ter hemartroses devi-
do a qualidade inferior do tratamento a que teve acesso no
passado, durante aproximadamente 25 anos. Afirmou que
0 fato lhe rendeu sequelas, mas que conseguiu Se formar
na faculdade. Contudo, colocou que observa nos centros
de tratamento que frequenta e em eventos de pessoas
com hemofilia que outros pacientes chegam a deixar de
estudar por causa das sequelas e das dores.

Afora 1sso, salientou que, pelo fato de 0 medicamento

£¥ Conitec
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em avaliacao ter uma meia-vida maior do que a da opgao
disponivel hoje no SUS, pode haver uma melhor adesao
ao tratamento, ja que muitos pacientes moram em mu-
nicipios distantes dos servigos de saude. De acordo com
ele, até mesmo o transporte dos medicamentos nessas
condicoes € problematico, ja que 0s pacientes precisam
levar em bolsas térmicas grandes quantidades de medi-
camento. E quando essa quantidade nao esta disponivel,
torna-se necessario deslocar-se mais vezes ate o Servico.
Isso também geraria um impacto e custo emocional, psi-
cologico e social para o paciente, 0 que seria 0 aspecto
mais importante.

0 video da 52 Reuniao Extraordinaria pode ser acessa-
do aqul.

Recomendacao inicial da Conitec

A Conitec recomendou Inicialmente a nao Incorpora-
¢ao no SUS do alfadamoctocogue pegol para o tratamento
de pacientes com hemofilia A, em profilaxia secundaria,
acima de 12 anos, sem Inibidor e previamente tratados.
Esse tema for discutido durante a 5 Reuniao Extraordi-
naria da Comissao, realizada nos dias 12 e 13 de maio
de 2021. Na ocasiao, o Plenario considerou que, apesar
da comodidade na forma de uso, diante da impossibili-
dade de desconto nos impostos, o impacto or¢camentario
que antes produziria uma economia, se torna um gasto
proximo a R$ 200 milhdes ao final de cinco anos.

£¥ Conitec
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0 assunto esteve disponivel na consulta pablica n°
41, durante 20 dias, no periodo de 27/05/2021 a
15/06/2021, para receber contribuicoes da sociedade
(opinioes, sugestoes e criticas) sobre o tema.

Resultado da consulta piblica

0 tema foi colocado em consulta publica entre oS
dias 27/05/2021 e 15/06/2021. Foram recebidas 3.38/
contribuicoes, sendo 434 tecnico-cientificas e 2.953
sobre experiéncia ou opiniao de pacientes, familiares,
amigos ou cuidadores de pacientes, profissionais de
salde ou pessoas interessadas no tema. Nao foram
apresentadas novas evidencias ou propostas de preco
para a tecnologia avaliada. Assim, os resultados da
consulta publica n3o alteraram o entendimento do
Plenario e a recomendacao inicial da Conitec foi
mantida.

Das 434 contribuigoes de cunho técnico-cientifico
recebidas, 11/ concordaram com a recomendacao
inicial da Conitec, 308 discordaram, nove nao
concordaram e nao discordaram. Contudo, somente 66
foram analisadas, pois as demais estavam em branco
ou nao traziam qualquer argumentacao técnica sobre as
evidencias. Alem disso, dentre as 117 contribuicoes que
diziam concordar com a recomendacao Inicial, 44, na
verdade, discordavam. Os textos apresentaram algum
comentario em que manifestavam sua discordancia
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quanto ao teor da recomendacao Inicial.

Em relacao as 2.952 contribuicoes de experiencia
ou opiniao recebidas, 559 diziam concordar com a
recomendacao Inicial da Gonitec, 2.331 discordaram e
62 nao concordaram e nao discordaram. No entanto,
do total de contribuicoes de experiéncia ou opiniao,
apenas 339 foram analisadas, ja que as demais
estavam em branco. Os principais assuntos abordados
pelos participantes que discordaram da recomendacao
inicial da Conitec estavam relacionados a possibilidade
de acesso a mais uma alternativa de tratamento,
ganhos em qualidade de vida e a necessidade de um
menor numero de aplicacoes em comparacao as
opcoes ja existentes no SUS.

Recomendacao final da Conitec

Durante a 1012 Reuniao Ordinaria, no dia 1° de
setembro de 2021, a Conitec recomendou por maioria
simples a incorporagao no SUS do altadamoctocogue
pegol para a profilaxia secundaria em pacientes com
Hemofilia A, a partir de 12 anos, previamente tratados e
sem inibidor no SUS, conforme Protocolo estabelecido
pelo  Ministério da Saldde. Considerou-se como
justificativa para essa recomendacao o menor nimero
de aplicacoes que tecnologia demanda, bem como a
economia para o SUS.
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Audiencia Publica

No dia 26 de novembro de 2021, foi realizada a
Audiéncia Puablica n® 3/2021, em formato virtual, e
transmitida pelo canal da Conitec no Youtube®. A
finalidade for ouvir a sociedade sobre a proposta de
incorporacao do alfadamoctocogue pegol e do
altaruriocotocogue pegol, ambos medicamentos com
indicacao para o tratamento da hemofilia A. Nesse
sentido, buscou-se recepcionar contribuicoes e
levantar mais subsidios, aléem dos ja compilados no
relatorio técnico final da Comissao, para a tomada de
decisao do secretario de Ciencia, Tecnologia, Inovagao

e Insumos Estratégicos em Saude, do Ministério da
Saude.

Vinte e sete inscritos participaram como oradores,
entre pacientes — representados por associacoes,
familiares e cuidadores de pessoas —, e especialistas,
representados por profissionais da area da salde,
conforme as orientagoes divulgadas no sife da
Conitec. Todos o0s participantes tiveram CInco
minutos de fala para expor seus pontos de vista,
com relacao as tecnologias em satde em avaliagao.

Foram convidados os seguintes orgaos de controle:
Controladoria Geral da Uniao (CGU), Ministério Pablico
(MP) junto ao Tribunal de Contas da Unido (TCU) e
Ministério Publico Federal (MPF), que também
acompanhou a audiencia. A programacao foi divulgada
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divulgada na pagina eletronica da Conitec e
acompanhada por centenas de pessoas, ao Vivo, pelo
canal da Comissao no Youtube®.

Decisao final

Com base na recomendacao da Conitec, o
secretario de Ciéencia, Tecnologia, Inovagao e Insumos
Estratégicos em Saude do Ministério da Saude, no uso
de suas atribuigoes legais, decidiu pela incorporacao do
alfadamoctocogue pegol para profilaxia secundaria em
nacientes com Hemofilia A no ambito do Sistema Unico
de Saude - SUS.

0 relatorio técnico completo de recomendacao
da Conitec esta disponivel aqui.
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