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Indicacio em bula aprovada pela Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (Anvisa) em
03/04/2025 para o cloridrato de asciminibe (Scemblix®):

Tratamento de pacientes adultos com Leucemia Mieloide Crénica cromossomo Philadelphia
positivo, em fase crdnica, previamente tratados com dois ou mais inibidores da tirosina quinase.

Indicacdo proposta pelo demandante para avaliacao da Conitec*:
Tratamento de Leucemia Mieloide Crénica cromossomo Philadelphia positivo, em fase crénica,
para pacientes adultos previamente tratados com dois ou mais inibidores de tirosina quinase.

Recomendacao inicial da Conitec:
O Comité de Medicamentos da Conitec recomendou inicialmente a ndo incorporacao do
asciminibe para o tratamento de Leucemia Mieloide Crdnica.

*De acordo com o §62 do art. 32 do Anexo XVI da Portaria de Consolidagdo GM/MS n2 1/2017, o pedido de incorporacdo
de uma tecnologia em saude deve ter indicagao especifica. Portanto, a Conitec ndo analisara todas as hipoteses previstas

na bula em um mesmo processo.

O que é Leucemia Mieloide Cronica?

A Leucemia Mieloide Crénica (LMC) é um tipo de cancer no sangue causado por uma mutagao
genética que altera o funcionamento das células sanguineas. A doenca caracteriza-se pelo
tipo de célula sanguinea acometida, chamada mieloide, e pela velocidade de crescimento
dessas células, bem como pela superproducao de glébulos brancos, que sao células de defesa
do organismo.

Os sintomas da LMC aparecem conforme sua evolucao e incluem anemia, fadiga, mal-estar,
infeccdes, sangramentos, entre outros. A doenca é classificada em trés fases, a saber:

1) Crbnica — corresponde a fase inicial, com menos sintomas e com maior probabilidade
de controle, ligada a melhores resultados clinicos em comparacdo as fases seguintes.
Apresenta leucocitose, ou seja, um aumento do numero de leucocitos (globulos brancos)
no sangue acima do valor considerado normal.

2) Acelerada ou transformacao — caracteriza-se pela piora e pela intensidade dos
sintomas. E representada pelo aumento persistente de leucocitos e/ou alteracdes nas
plaguetas sem resposta a intervencao terapéutica.
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3) Blastica ou aguda — compreende o estagio mais critico da doenca, quando os sintomas
ficam mais intensos e podem ocasionar complicacdes graves por infeccdes, formacao
de coagulos ou anemia. Isso ocorre porque a medula Ossea perde a capacidade de
produzir células sanguineas saudaveis em quantidade suficiente para o organismo. Nessa
fase, a quantidade de blastos (células imaturas) no sangue ou na medula 6ssea é igual
ou superior a 20%, podendo também ocorrer a proliferacdo de blastos fora da medula
(proliferacao blastica extramedular).

Estima-se que a LMC representa aproximadamente 15% dos casos de todas as leucemias em
adultos. No Brasil, em 2022, houve 11.859 casos de leucemia, sendo a estimativa de 0,56 casos
a cada 100 mil habitantes. Ademais, a doenca acomete mais homens, considerando a mediana
de 67 anos de idade.

Como os pacientes com Leucemia Mieloide Cronica sao tratados no SUS?

O Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas (PCDT) para o tratamento da LMC em adultos do
Ministério da Saude, publicado em 2021, recomenda que a definicdo da terapia medicamentosa
deve considerar a fase da doenca, os beneficios, a finalidade do tratamento e o uso prévio de
outros medicamentos.

Odocumento preconizaotratamento cominibidores detirosina quinase (ITQs), recomendando,
como primeira opc¢ao de tratamento, o uso de imatinibe. Na falha ou intolerancia a essa terapia,
o nilotinibe e o dasatinibe sdo recomendados para segunda linha.

Recentemente, o Ministério da Saude incorporou o ponatinibe como terceira opcado de linha
terapéutica apos falha dos ITQs em segunda linha. No entanto, a recomendacao ainda nao
esta descrita no PCDT, que esta em atualizacdo para preconizar o uso da tecnologia.

A administracao de hidroxiureia deve ser considerada para reduzir a quantidade de leucdcitos
apenas quando o diagnostico estiver pendente. Além disso, o transplante de medula 6ssea com
células por um doador compativel continua a ser uma alternativa terapéutica com chances de
cura, sendo necessaria em alguns casos. Para este tratamento, também devem ser analisadas
a elegibilidade do paciente e a disponibilidade de doador.

Medicamento analisado: asciminibe

A empresa Novartis Biociéncias SA solicitou a Conitec a incorporacao, no ambito do Sistema
Unico de Saude (SUS), do asciminibe para o tratamento de LMC cromossomo Philadelphia
positivo (Ph+), em fase crénica, para pacientes adultos previamente tratados com dois ou mais
ITQs.
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Oasciminibeéum ITQ que atuainibindo a atividade daenzima ABL1. Desde 2023 o medicamento
possui registro aprovado pela Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (Anvisa) para a mesma
indicacdo proposta para avaliacao da Conitec. Trata-se de um medicamento de uso oral, que
deve ser ingerido de uma a duas vezes ao dia, sem consumir alimentos por pelo menos duas
horas antes e uma hora apos sua administracao.

Para a analise de evidéncias clinicas, nao foram encontrados estudos comparativos com
tecnologiasindicadas paraamesma condi¢ao de saude, nemrevisdes sistematicas comparando
a outros medicamentos. Assim, os dados analisados basearam-se em técnica de comparacao
indireta, a partir de ensaios clinicos e estudos observacionais avaliados isoladamente. Em
comparagao ao ponatinibe, o asciminibe apresentou melhor taxa de resposta molecular, ou
seja, reduziu mais a quantidade de células ou alteragcdes da doenga no sangue € na medula
Ossea, ao longo de seis a doze meses de tratamento. Ja em relacdao ao nilotinibe e ao
desatinibe, o medicamento avaliado demonstrou resposta citogenética maior, ou seja, menos
células com expressao do cromossomo Philadélphia, no mesmo periodo. Vale salientar que
O grau de certeza das evidéncias foi considerado muito baixo, o que significa que os dados
disponiveis nos estudos nao sao muito confiaveis e ndo garantem que os efeitos observados
se mantenham consistentes em diferentes situacdes.

Na analise econémica, o asciminibe apresentou custo mais elevado em relagcao aos beneficios
adicionais, quando comparado aos demais tratamentos (ponatinibe, desatinibe e nilotinibe).
Comparado com o ponatinibe, a relacdo entre o custo e os beneficios foi de RS 109.711 por
ano de vida ganho com qualidade. Ja comparado com ITQs de segunda geracao (nilotinibe
e dasatinibe), foi de RS 189.999 e RS 206.114 por ano de vida ganho com qualidade,
respectivamente. Caso a tecnologia fosse incorporada ao SUS, o impacto orcamentario seria
de RS 7,21 milhdes no acumulado de cinco anos.

Perspectiva do Paciente

A Chamada Publica n® 52/2025 esteve aberta durante o periodo de 28/5/2025 a 6/6/2025 e
recebeu 14 inscri¢des. Os representantes titular e suplente foram definidos a partir de sorteio
realizado em plataforma digital com transmissao em tempo real e com gravagao enviada
posteriormente para todos os inscritos.

O representante titular da Perspectiva do Paciente, de 31 anos, é natural de Manaus/AM e
reside atualmente em Quebec, no Canada. Antes de iniciar o relato, declarou vinculo com a
industria fabricante da tecnologia, responsavel por disponibilizar o medicamento e custear
parte de seu tratamento.

Diagnosticado com a doenca em 2021, iniciou tratamento com imatinibe, que causou eventos

£¥ Conitec



adversos intensos, como dores musculares, fraqueza e nausea, e nao alcancou a resposta
molecular esperada. Apds um ano, suspendeu o uso e passou a utilizar dasatinibe, mas os
eventos adversos persistiram e surgiram novos, como baixos niveis de fosforo no sangue.
Desse modo, interrompeu também o dasatinibe e iniciou o uso do nilotinibe, que reduziu
parcialmente os eventos adversos e apresentou melhor resposta molecular, mas ainda
insuficiente.

Sem indicacao para o uso de ponatinibe, no final de 2022 foi informado sobre o lancamento
do asciminibe no Canada e iniciou o tratamento com o medicamento. Desde entao, relatou
melhora significativa na resposta ao tratamento e na qualidade de vida. Os eventos adversos
anteriores desapareceram e, atualmente, sente apenas nausea matinal.

O representante mencionou o desejo de retornarao Brasil, mas afirmou sentir-seinseguro diante
da realidade de pacientes com LMC no pais, que enfrentam a interrup¢ao do fornecimento de
medicamentos e ndo tém acesso ao asciminibe. Como integrante de associacao de pacientes,
destacou que muitos continuam o tratamento com imatinibe, dasatinibe ou nilotinibe, mesmo
apresentando eventos adversos relevantes, devido a auséncia de alternativas terapéuticas.

O video da 1442 Reunido Ordinaria pode ser acessado aqui.

Recomendacao inicial da Conitec

A Conitec recomendou inicialmente a ndo incorporagao, ao SUS, de asciminibe para o
tratamento de Leucemia Mieloide Crénica (LMC). Esse tema foi discutido durante a 1442
Reunido Ordinaria da Comissao, realizada nos dias 3, 4 e 5 de setembro de 2025. Na ocasido, o
Comité de Medicamentos considerou a necessidade de receber mais dados acerca da eficacia
e da efetividade da tecnologia para posicionar-se sobre a melhor linha de tratamento, bem
como de uma proposta de equiparacao de pre¢cos com os outros medicamentos disponiveis no
protocolo terapéutico. Ademais, o Comité solicitou uma melhor explicagdo sobre a proposta
comercial recebida pela empresa fabricante e sobre a analise de impacto orcamentario.

Dessa forma, entende-se que as contribuicdes recebidas durante a consulta publica poderao
ajudar a compreender melhor os seguintes aspectos:

Utilizou algum medicamento antes do tratamento com asciminibe? Se sim, qual?
Quais fatores motivaram a substituicao dos tratamentos anteriores até a adocao do

asciminibe?
Foram observadas melhorias nos indices de resposta molecular?
Qual é a previsao estimada de duracao do tratamento com asciminibe?

O assunto esta disponivel na Consulta Publica n2 86, durante 20 dias, no periodo de 23/10/2025
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https://youtu.be/1it1j4AgMLs?si=BbQUfmKius2QRssI&t=8116

a 11/11/2025, para receber contribuicdes da sociedade (opinides, sugestdes e criticas) sobre o
tema.

Clique aqui para enviar sua contribuicao.

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